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1. Introduccion

La salud publica es un tema en el que nos relacionamos como individuos y sociedad y
que nos involucra a todos de manera muy significativa. Existen dentro del universo de las
enfermedades conocidas, un grupo escaso y muy diversificado de enfermedades
denominadas “enfermedades raras” debido a sus caracteristicas particulares, tales como una
muy baja prevalencia de casos en la poblacion y una escases e insuficiencia de tratamientos
que cubran las demandas de los pacientes que las padecen. Para dichas enfermedades, se han
desarrollado algunos estudios y tratamientos a los que se les denomina: medicamentos
huérfanos, por tratarse de tratamientos enfocados precisamente a tratar este tipo de
enfermedades, a los cuales generalmente la industria suele considerar en la mayoria de los

casos poco rentables o con escasa informacion disponible para poder evaluar su rentabilidad.

La innovacidn es una actividad presente en la mayoria de los casos de éxito dentro de
las actividades comerciales y sociales del ser humano a través del tiempo, el proceso que se
tiene que hacer para consolidar los nuevos desarrollos y el trabajo de investigacion cientifica
en productos o servicios gque aporten valor comercial. A través del tiempo, se ha visto que la
innovacion conduce el crecimiento y ayuda a abordar los desafios sociales del ser humano
(OCDE, 2010).

Los modelos de innovacion son de crucial importancia en el fomento y el desarrollo de
tratamientos capaces de mejorar la calidad de vida de pacientes con enfermedades raras, pues
todavia hay mucho camino por recorrer desde la identificacion y comprension de las
enfermedades, hasta la investigacion y el desarrollo de estrategias que posibiliten el
desarrollo de tratamientos para muchas de las enfermedades raras aun sin atender, debido a
diversas razones economicas, de factibilidad o por desconocimiento de las mismas. El
presente trabajo busca ayudar a comprender y analizar los modelos de innovacion en el sector
farmacéutico relacionados con enfermedades raras y medicamentos huérfanos, con el fin de

identificar los factores clave de los modelos de innovacion tecnoldgica que ayuden a plantear
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estrategias para impulsar la investigacion sobre las enfermedades raras y el desarrollo de
medicamentos huerfanos, y asi ayudar a mitigar el dafio que sufre la poblacion afectada por

estas enfermedades.
1.1.Descripcioén de la problemética.

Al grupo de padecimientos de salud denominados “Enfermedades Raras” (ER), se les
define asi por su considerablemente baja incidencia en una poblacion determinada, de
acuerdo con la organizacion mundial de la salud (OMS, 2012). La definicidn, caracteristicas
cualitativas y parametros cuantitativos para establecer que es una enfermedad rara, varia en
diferentes lugares del mundo. En Europa y en México, por ejemplo, se definen con una
incidencia de 5 0 menos personas por cada 10,000 habitantes en estas regiones, mientras que
Japdn define la incidencia de una enfermedad rara en menos de 4 personas por cada 10,000
habitantes y en Estados Unidos, clasifican a las enfermedades raras con una incidencia menor
de 200,000 ciudadanos estadounidenses, lo cual nos indicaria una cantidad de 6 personas por

cada 10,000 habitantes aproximadamente.

La gravedad e importancia de las enfermedades raras se puede observar por su impacto
asociado en conjunto con su tasa de mortalidad asociada. En la Union Europea, por ejemplo,
se ha postulado que las enfermedades raras son un problema de salud publica, porque afecta
a muchos millones de ciudadanos en el mundo, a los que hay que atender, ya que estas
personas afectadas tienen muchos problemas ademas de un alto indice de mortalidad
(FEMER, 2019).

Por otro lado, la falta de conocimiento es otro tema de gran importancia relacionado
con la problemaética de las enfermedades raras, pues se ha declarado que para muchas de estas
Ilamadas enfermedades no se llevan a cabo tratamientos adecuados para tratar eficientemente
la enfermedad (Heras, 2017), y esto ocasiona que afio con afio se incremente la cantidad de

enfermos detectados, situacion que confirmaria las estimaciones de una organizacion
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dedicada al apoyo de pacientes con enfermedades raras llamada Global Gene Project, la cual
menciona que existen mas de 300 millones de personas en el mundo afectadas por una

enfermedad rara (globalgenes, 2019).

Algunas organizaciones dedicadas al apoyo para pacientes con ER en México sefialan
que estas enfermedades poco frecuentes generan situaciones complejas tanto de salud como
econdmicas para millones de personas en el mundo debido al alto costo, en algunos casos
por la alta capacidad especializada que requiere el diagndstico, lo cual conlleva en ocasiones
a buscar personal especializado para cada padecimiento, lo cual también involucra un gasto
extra por parte de los pacientes (FEMEXER, 2019) (Andrés & Zabala, 2019).

1.2. Importancia de la investigacion.

La presente investigacion tiene como objetivo analizar los modelos de innovacién en
el sector farmacéutico relacionados con las enfermedades raras y su diagnostico, prevencion
y tratamiento. Se espera que sirva de apoyo a la investigacion y sea un recurso mas para
especialistas en el tema, agentes de gobierno o industriales interesados, estudiantes del tema,
0 toda persona civil involucrada con algun padecimiento clasificado como enfermedad rara,

pacientes y/o familiares

Se identifican a lo largo del presente trabajo los principales factores de éxito y fracaso
en los procesos de desarrollo y distribucion de medicamentos huérfanos en el sistema de
salud, con lo cual se busca plantear estrategias que impulsen la investigacion y el desarrollo
de estos medicamentos, particularizando en el contexto mexicano. Con esto se espera ofrecer
alternativas de escenarios y posibilidades que mejoren la informacion disponible, y apoyen
e incentiven la generacion de 1&D de medicamentos huérfanos en México bajo esquemas de

innovacién colaborativa.



La presente investigacion es muy importante para el campo de la salud publica, ya que
nos permitira explorar mejor algunos aspectos centrales sobre las enfermedades raras y
diversas problematicas que de ellas se originan en la sociedad, tal y como lo es el

desconocimiento de estas enfermedades.

Con el objetivo de identificar interrogantes que puedan profundizarse en futuras
investigaciones y que ayuden en problematicas especificas al beneficio de los pacientes para
determinadas enfermedades, ya sea por falta de desconocimiento en determinados temas, 0 a
la falta de especializacién en general sobre el tratamiento y la atencion de las enfermedades

raras.

Una mayor investigacion y conocimiento de estas favorecerd en un futuro la
disponibilidad de diagnosticos adecuados y efectivos a buen tiempo, ademas de que se busca

un mayor acceso y alcance a los medicamentos requeridos.

De acuerdo con la EUROCERD, se han estimado un retrasos significativos en el
diagnostico, que en ocasiones se prolongan hasta por 10 afios, en parte por algunos problemas
respecto a las politicas sanitarias enfocadas en las enfermedades raras y la escases de
experiencia en el campo, en algunos casos, estas problematicas ocasionan que la enfermedad
evolucione provocando un mayor deterioro del paciente ademéas de que con el paso del
tiempo, nazcan mas personas afectadas por falta de consejo genético, pues muchas de estas

enfermedades se han detectado como genéticas y hereditarias (EUROCERD, 2014).

Por otro lado, es necesario mejorar la informacion disponible en México respecto a las
estadisticas sobre la poblacion con padecimientos de baja prevalencia, pues ain hay poca
informacion disponible y en ocasiones los trabajos de recopilacion de datos de interés se
suele frenar por distintos interés, sin embargo, un banco de informacion poblacional nacional
nos ayudaria bastante a tener mejor informacion e incluso estimar costos de tratamientos para

diferentes enfermedades, con lo cual podria establecerse un presupuesto o programas
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destinados a tratar éstas enfermedades o incluso reducir los tiempos de identificacion y

caracterizacion de las enfermedades raras desconocidas en el pais.
1.3.Objetivos, hipotesis y alcances generales de la Investigacion.

Los objetivos generales del presente trabajo son analizar significativamente los
modelos de innovacién en el sector farmacéutico relacionados con las enfermedades raras y
los medicamentos huérfanos. Identificando los principales factores que influyen en su
desempefio como factores de éxito o de fracaso. Y asi poder plantear estrategias que puedan
mejorar la atencion de las enfermedades raras, asi como la investigacion y el desarrollo de
estos medicamentos huérfanos, contribuyendo en lo posible a mitigar las problematicas de
salud publica generadas, haciendo un énfasis particular en el caso del sistema de salud

mexicano.

Asi, la Hipdtesis planteada es que es posible identificar y caracterizar un modelo de
innovacion tecnoldgica, que sea de utilidad en la 1&D de medicamentos huérfanos. Con el
objetivo de incentivar ideas y mejorar el desarrollo de investigaciones que puedan ayudar y
mejorar la atencion de estas enfermedades, y que dicho modelo sea aplicable en el caso del

sistema de salud publica en México.
Las Metas particulares por alcanzar son:

e Caracterizar los modelos de innovacion y de negocio de medicamentos huérfanos para
atencion de enfermedades raras.

e Identificar casos existentes en México en el desarrollo de MH y analizar los modelos de
innovacion y de negocio presentes, con ello hacer un andlisis FODA de esta parte del
sector de la industria farmacéutica.

e ldentificar en la medida de lo posible, modelos de innovacion e investigacién en

contribucion al desarrollo y el acceso tratamientos para tratar enfermedades raras en el
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pais, y asi poder realizar una propuesta de valor estratégica para el fomento y apoyo de
las diversas etapas de los procesos de innovacion e iniciativas de negocio para el

desarrollo de medicamentos huérfanos bajo conceptos innovacion colaborativa.
1.4. Metodologia

El presente trabajo se llevé a cabo utilizando una metodologia cualitativa de investigacion.
La cual consistio en una recopilacion bibliografica de fuentes académicas, libros, reportes y
documentales de caracter gubernamental con acceso publico respecto al tema de los modelos
de innovacion, la salud y su relacion con la investigacion y el desarrollo de medicamentos
huéerfanos, ademas se consideraron experiencias nacionales e internacionales con el fin de
establecer si es posible identificar o disefiar un modelo de innovacién y de negocio de

medicamentos huérfanos para la atencion de enfermedades raras en México.

La investigacion resalta aspectos relevantes para el sector mexicano en cuanto a la salud
publica y la problematica que conllevan los padecimientos de enfermedades raras en el pais.
Los puntos especificos por desarrollar para la presente tesis fueron la clasificacion y
observacion de los modelos de innovacion documentados y su relacion con el sector
farmacéutico y modelos de negocios, asi como los intereses y las vinculaciones entre los ejes
Industria-Gobierno-Ciencia, destacando aspectos y propuestas encaminadas a la cooperacién

para el desarrollo de medicamentos huérfanos y el acceso a la poblacion que los necesita.

Se realiz6 un analisis FODA, para la clasificacidn y analisis de elementos involucrados
en nuestros puntos de interés, el andlisis FODA se realizd reuniendo caracteristicas
consultadas en diversas fuentes de informacion documentada en publicaciones académicas,
noticias, libros de consulta y reportes de instituciones gubernamentales y privadas, con el fin
de identificar los aspectos fundamentales en cada uno de sus 4 factores correlacionandolos

ademas con los actores involucrados en el caso de estudio, los cuales se definieron desde el



principio como la industria, el sector gobierno y los centros de investigacion cientifico-

tecnologica partiendo de los 3 ejes propuestos y sus vinculaciones.

Con el fin de establecer la propuesta de valor, se caracterizaron los modelos de
innovacion y de negocio comparandolos en funcion de sus caracteristicas generales, tales
como el tipo de modelo generacional al que pertenecen, las acciones realizadas en cada
modelo y su utilidad o ventajas que presentan para la sistematizacién de un proceso con el

fin de adaptar un modelo con el caso del sector de salud publica de México.



2. Marco Teodrico.

2.1.Enfermedades raras y medicamentos huérfanos.

Alrededor del mundo no hay una definicién Gnica y estandarizada para enfermedad rara
(ER), también conocida como enfermedad huérfana, la definicion especifica varia de acuerdo
con la legislacién de cada region y pais, pero en términos generales, la Organizacion Mundial
de la Salud (OMS) define una enfermedad rara como una enfermedad que tiene una baja
frecuencia de incidencia en la poblacion (OMS, 2012).

Recopilando y analizando algunas de las diversas definiciones para “enfermedad rara”
con variantes de la OMS, se observa que hay algunas diferencias en cuanto a la frecuencia
considerada en cierta region, ademas algunas incluyen elementos como la gravedad de las

manifestaciones y/o la disponibilidad de tratamientos para atenderlas.

En general la prevalencia considerada en las definiciones utilizadas en la literatura
médica y los diferentes programas nacionales de salud fluctdan entre prevalencias alrededor
de 1 por cada 2,000 personas, como es el caso de Europa, a 1 por cada 10,000 habitantes en
el caso de Taiwan, o incluso se establecen de acuerdo con el numero de afectados absolutos
Unicamente en una region en particular, cémo es el caso de Estados unidos, Japdn o Australia
(ICORD, 2012).

En Estados Unidos, el acta de enfermedades raras de 2002 define una enfermedad rara
como cualquier enfermedad o condicion que afecte a menos de 200,000 personas dentro de
los Estados Unidos, lo que equivale aproximadamente a 1 por cada 1,500 personas

estadounidenses (US Goverment, 2002).

En Japdn, la definicion legal sefiala que una enfermedad rara es aquella que afecta a

menos de 50,000 pacientes, lo que equivale a 1 por cada 2,500 personas en Japon (Orphanet,
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2019). Mientras que la Unién Europea (UE) define como enfermedad rara a aquella, de
origen genético o adquirido, con peligro de muerte o invalidez cronica y cuya prevalencia en
la poblacion general sea inferior a 1 en 2,000 individuos (EUROCERD, 2014).

La UE estima que existen mas de 7,000 enfermedades raras a nivel global, y que hay
30 millones de ciudadanos europeos afectados, ademas establece que cerca del 80% de las
enfermedades raras es de origen genético, muchas veces, son cronicas y ponen en riesgo la
vida. En el caso de México en el diario oficial de la federacion (DOF) de marzo de 2017 se
define una enfermedad rara cuando afecta a 5 0 menos personas por cada 10 000 habitantes
(DOF, 2019).

De acuerdo con la OMS y con la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras
(FEDER), las enfermedades raras son, en su mayor parte, cronicas y degenerativas, ademas
el 65% de estas patologias son graves e invalidantes y se caracterizan entre otras cosas por
comenzar en etapas muy tempranas o precoz de la vida (2 de cada 3 aparecen antes de los
dos afos), en la mitad de los casos por un déficit motor, sensorial o intelectual, y que a su
vez en uno de cada tres de éstos casos se origina una discapacidad en la autonomia del
individuo. Y en casi la mitad de los casos el prondstico vital estad en juego, por su alta

mortalidad presentada.

Algunos portales de organizaciones involucradas en el tema como Orphanet o
CIBERER mencionan otras problematicas importantes que provocan las enfermedades raras,

entre esas problematicas se mencionan las siguientes (FEDER, 2018):

e Son enfermedades hereditarias y habitualmente van a iniciarse en edad pediatrica.

e Tienen carécter cronico, muchas veces progresivo, y con frecuencia se acompafian de
deficiencias psicomotoras.

e Requieren estudios genéticos muy especializados.

e Necesitan seguimiento multidisciplinar y coordinacion entre centros y servicios.
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e Tienen escasa rentabilidad para los Sistemas Nacionales de Salud.

e Escasa disponibilidad de medicamentos, o ser de baja rentabilidad para la industria.

e Los pacientes con enfermedades raras requieren necesidades especiales de cuidado,
rehabilitacién y apoyo familiar.

e Desconocimiento y desinformacion de los profesionales de salud.

e Complejidad etioldgica, diagndstica y evolutiva sobre la mayoria de las enfermedades.

e Ausencia de terapias y tratamientos.

e Tienen alta morbi-mortalidad.

e Altos niveles de discapacidad o dependencia de otras personas.

e Fuerte carga econdmica y familiar.

e Problemas educativos y laborales.

La Union Europea sugiere ademas que dentro de la definicion de “enfermedad rara”,
se considere la condicion de tener un alto impacto en la mortalidad y/o producir graves
deficiencias en la vida de la persona afectada (Posada & Martin, 2008), pues en ocasiones
conllevan otros problemas como escaso conocimiento en algunas enfermedades,
degeneracion cronica de la salud, y una baja accesibilidad a tratamientos por parte de los
afectados, los cuales ademas de pacientes son sus familiares y personas cercanas las que se

enfrentan con la problematica de las enfermedades raras.

De acuerdo con la investigacion de Posada y colaboradores (Posada & Martin, 2008) ,
la mayoria de las enfermedades raras afectan a mas de un 6rgano vital, presentan un alto
grado de complejidad diagndstica, ademas de ser progresivamente debilitantes. Sin embargo,
aunque la esperanza de vida de los pacientes con enfermedades raras sea significativamente
reducida, se menciona también que algunas enfermedades pueden ofrecer una calidad de vida
aceptable siempre y cuando se diagnostiquen a tiempo y se sigan adecuadamente los

tratamientos disponibles.
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Debido a que las ER son enfermedades de baja prevalencia, con altos grados de
complejidad y gran variabilidad, hay muchos obstaculos e inconvenientes metodoldgicas
para su investigacion y posteriormente el desarrollo de procedimientos diagndsticos que sean
precisos, pues ademas de que las muestras de sujetos para su estudio son pocas, éstos pueden
encontrarse tan alejados y dispersos, lo cual dificultaria ain mas el adecuado estudio
evolutivo de las enfermedades y el desarrollo de instrumentos que ayuden a agilizar los

procesos que diagnosticarian tempranamente enfermedades raras.

En el caso de las ER, el promedio de tiempo estimado que transcurre entre la aparicion
de los primeros sintomas hasta la consecucion de un diagnostico es de 5 afios
aproximadamente, y de acuerdo con las cifras de FEDER, en uno de cada cinco casos llegan
a transcurrir hasta 10 afios 0 mas entre la aparicion de los primeros sintomas y su diagnastico
(FEDER, 2018).

Las consecuencias del excesivo tiempo que tardan algunas enfermedades en ser
diagnosticadas pueden conllevar problematicas en los pacientes, pues coOmo muchas
enfermedades son cronicas, la enfermedad sigue avanzando sin recibir algun tipo de
tratamiento, el deterioro fisico, mental y social del paciente va a mermar las posibilidades del
paciente de superar el padecimiento y pueden llevar incluso a afectar a la confianza que se

les dé a los sistemas de salud publicos y privados.

A pesar de las problematicas ya mencionadas respecto al diagnostico oportuno de las
enfermedades raras, en algunos casos hay métodos que a pesar de que aun requieren el
progreso y algunas mejoras tecnolégicas de apoyo, comienzan a colaborar con ésta dificil
tarea de diagndstico oportuno, un ejemplo es una prueba denominada cuantificacion de
metabolitos en fluidos bioldgicos (Nagore, Lacalle, & Arteche, 2008), que se realiza en
pacientes previamente seleccionados en base a la sospecha clinica, dicha prueba es Util para
diagnosticar errores congénitos del metabolismo (ECM), los cuales son un subgrupo de

alteraciones fisiologicas dentro del grupo de las enfermedades de base genética.
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Por otro lado, ademas de que las enfermedades raras son de muy baja prevalencia,
también existe la problematica de que en la mayoria de los casos la falta de tratamientos y

medicamentos adecuados para su tratamiento es insuficiente.

A los tratamientos que ayudan tanto al diagnostico, la prevencion o el tratamiento de
enfermedades poco frecuentes se les conoce como “medicamentos huérfanos™, por ser
dirigidos a un grupo menor del mercado, se ha observado que la industria muestra poco
interés para desarrollar y poner a disposicion estos productos dirigidos a un pequefio sector
de la poblacién, por lo que en ocasiones a pesar de contar con informacion al respecto, los
medicamentos para tratar ciertas enfermedades no suelen ser desarrollados por la industria

farmacéutica por razones de rentabilidad econdmica ya que se consideran no viables.

Los medicamentos huérfanos son un asunto de salud publica y deberian de producirse
como un compromiso social, pues responden a las necesidades de la poblacion en general.
Sin embargo, en términos econdémicos de acuerdo con el portal de Orphanet, se piensa que
desarrollar un medicamento dirigido a tratar una enfermedad rara no permite recuperar el

capital invertido para su investigacion (Orphanet, 2019).

2.2.Modelos de innovacion

Hay diversas posturas sobre la definicion de innovacion, de acuerdo al contexto y su
interpretacion en determinadas situaciones, como en el contexto de la investigacion y el
desarrollo tecnoldgico, lo cual es de utilidad para el desarrollo de medicamentos huérfanos,
se define como el proceso de llevar una idea con potencial innovador desde un nivel de
maduracion tecnoldgica basada en la “TRL” (Tecnological Readness Level) (NASA, 2012),
en etapas tempranas como lo puede ser dela1ala 3, aun nivel de TRL 6 o superior (OCDE
y Eurostat, 2005), (Fuente Francisco, 2010).
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En la actualidad, diversas organizaciones han reunido esfuerzos para estandarizar el
conocimiento y estudio de la innovacion tecnoldgica en diferentes sectores de la economia
(Gault, 2016), reuniendo una serie de metodologias, procesos y manuales, tales como The
Frascati Manual (OECD, 2015), ElI manual de Oslo (OCDE vy Eurostat, 2005), y el manual
de patentes (OECD, 1994). E incluso a nivel politico y gubernamental, las innovaciones se
han reconocido como piedras angulares para el desarrollo futuro de cualquier naciéon, (Tariq
Al Hawi, 2018).

La importancia de la innovacion ha tomado cada vez méas importancia en la
competitividad y la supervivencia de las compafiias (Porter Michael E., 2011), el papel de la
innovacion es clave para conseguir los objetivos tanto a corto, mediano y largo plazo, por
ello la buena administracion de la innovacion cobra a su vez tal importancia, misma que
incluso se representa en los modelos de innovacion que siguen apareciendo con diversas

caracteristicas con el paso del tiempo.

Los modelos de innovacion (MI) son herramientas visuales descriptivas sobre las
actividades registradas en el proceso de innovacion a seguir para lograr los objetivos y mision
de las organizaciones que los implementan. Se utilizan en la gestién y administracion de la
calidad, lo utilizan tanto organizaciones privadas como organizaciones publicas con la
finalidad de conseguir los mejores resultados posibles de acuerdo con sus metas y objetivos

especificos previamente definidos.

Los estudios sobre los modelos de innovacion han evolucionado constantemente desde
su aparicion, y cada vez son mas numerosos y diversos, algunos estudios han encontrado que
un factor clave para cualquier proceso de innovacion exitoso es la existencia de un “riguroso
proceso de administracion de la innovacion” (Barry Jaruzelski, 2005), el cual deberia incluir
tanto las maneras de administrar y gestionar los recursos invertidos en la innovacion, asi
como su evolucion y el proceso de evaluacion de los resultados a corto y largo plazo, por lo

que se requieren cada vez fuentes de datos y recursos mas complejos, razon por la cual los
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modelos de innovacién mas recientes en general se han vuelto mas completos y efectivos,
pero a la vez mas complejos de incorporar y poner en practica en la mayoria de las

organizaciones.

Esto nos conlleva a definir que en general un modelo de innovacion efectivo deberia
de tener por lo menos las caracteristicas de ser organizado y manejable, estar bien
estructurado y ser flexible con respecto al ambiente que lo requiera para una adecuada

administracién.

La evolucién de los modelos de innovacion a través del tiempo nos permite
categorizarlos por generaciones (Rothwell, 1994), han evolucionado en complejidad y
dinamismo desde la primera generacion con los modelos lineales por etapas orientados a la
generacion de la tecnologia y los de segunda generacion enfocados a las necesidades de
mercado, posteriormente se presentaron modelos que ya incluian retroalimentacion en sus
respectivas etapas, por lo que dejaron de ser lineales, y después dejaron de enfocarse en
modelos de innovacidn con etapas aisladas unas de otras, pasando a los modelos integrales y
con etapas dinamicas en la cuarta generacion, los cuales ademas ya no eran necesariamente

horizontales, por lo que la complejidad también se incrementd.

Para la quinta generacion, resalta la importancia de la busqueda de la innovacion
efectiva y comienza la tendencia a la innovaciéon de redes, la cual ha tenido una considerable
aceptacion e influencia en la literatura e investigaciones contemporaneas, y han evolucionado
incluso respecto a la manera de colaboracién y de comunicacion entre las etapas del proceso
en la sexta generacion de los modelos de innovacion llamados de “Innovacion Abierta” (C.
Cheng, 2014).

En las siguientes figuras 1 y 2, se muestran ejemplos de los modelos de 5ta y 6ta

generacion respectivamente tomados de (Tarig Al Hawi, 2018).
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Figura 1. Modelo de Innovacion de redes. (quinta generacién).
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Organizations: A Literature Review”.

Figura 2. Modelo de Innovacién abierta. (sexta generacion).
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El estudio y la comprension de los modelos de innovacién es de crucial importancia
para nuestra investigacion, pues es en el proceso de innovacion en donde se espera llegar a
una estrategia que sirva para impulsar el desarrollo de los MH analizando y caracterizando

dichos modelos de innovacién utilizados por la industria farmacéutica.
2.3.Factores clave y actores involucrados

Asumiendo la problematica que puede observarse por la su baja rentabilidad en el
mercado para los medicamentos huérfanos, estos suelen ser costosos para aquellas familias
que los necesitan en la mayoria de los paises, lo cual conlleva algunas problematicas respecto
a la accesibilidad de los medicamentos huérfanos, por lo que identificar aquellos factores que
inciden directamente en el costo de su desarrollo y otros factores como los ambientales o

actores involucrados en el proceso resulta fundamental para nuestra investigacion.

Es por ello qué en primera instancia, destacamos la participacion del gobierno, la
industria farmacéutica y especialistas, ya sea profesionales de la salud o académicos
provenientes de los centros de investigacion y desarrollos principalmente de instituciones de

educacion superior y centros de investigacion cientifica y tecnolégica.

Respecto al papel de los gobiernos, es una responsabilidad social realizar planes
estratégicos y de incentivos para estimular el desarrollo de dichos farmacos en favor del
bienestar social y de salud, los gobiernos tanto regionales como nacionales deben plantear
planes de acciones estratégicas que garanticen la salud y el bienestar de la poblacidn
incluyendo a éste selecto grupo de personas afectadas en los planes de salud publica,
valiéndose de investigaciones y evaluaciones cientificas, econdémicas y técnicas, con el fin

de impactar positivamente en el bienestar social.

Dentro de las estrategias mencionadas en la literatura, las cuales pueden abordarse para

cumplir con estos objetivos de salud publica, se encuentran las negociaciones con la industria
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sobre las prioridades en la financiacion, las campafas de sensibilizacién e informacion
independientes sobre el aporte terapéutico de los nuevos medicamentos entre profesionales
sanitarios y sociedad civil, la financiacion selectiva basada en su innovacion y valor
terapéutico afiadido (OPS, 2009).

La industria, por su lado, debe ser parte de la solucién del problema que se genera en
la poca oferta de los medicamentos huérfanos, sus intereses respecto a la obtencién de
beneficios comerciales podrian ser compatibles con los objetivos sociales y gubernamentales
de regulacion sanitaria. La industria farmacéutica, en este sentido, tiene un papel importante
y una responsabilidad social para garantizar la accesibilidad de aquellos productos que
origina y comercializa. Su interés por maximizar beneficios e ingresos no puede verse
contrastado por su responsabilidad social en favor de la salud pablica (Aragon & Morales,
2015).

La instauracion de instrumentos de cooperacion entre el sector farmacéutico y el
gobierno resultan claves para el éxito en el desarrollo de nuevos medicamentos, un ejemplo
es un caso de estudio en la region panamericana, donde se mencionan como alternativas de
solucion los presupuestos farmacéuticos prospectivos cerrados o los contratos de riesgo
compartido, en los cuales gobiernos e industria acuerdan los detalles de la retribucion sobre
ciertos medicamentos de alto costo en relacion con determinadas variables ya sea de:
efectividad, volumen de ventas, y resultados en salud, éstos son mecanismos que plantean la

necesidad indudable de negociaciones y entendimiento entre ambos actores (OPS, 2009).

Los profesionales encargados de las politicas publicas de salud, tienen también un
papel clave ante la problematica de los medicamentos de alto costo, como lo son algunos de
los medicamentos huérfanos, pues deberian de asegurar con ayuda de los instrumentos
adecuados, el uso racional de medicamentos. La falta de transparencia y conocimiento sobre
la disponibilidad de mercado y los precios de los medicamentos hace que exista una falta de

sensibilidad ante su distribucién adecuada en algunos casos (Moreno & Ojeda, 2011).
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Los ciudadanos y su concientizacion sobre el buen uso de los medicamentos también
son parte importante del proceso de racionalizacion de los medicamentos huérfanos, pues al
tener baja demanda, el costo de producirlos suele ser elevado, y es indispensable para su
aprovechamiento un adecuado uso, lo que sugiere evitar desperdicio de medicamentos y
usarlo con respecto a la indicacion médica sefialada, los ciudadanos también debemos ser
conscientes en todo momento sobre los retos ante los que se enfrentan los sistemas sanitarios
para la produccion y comercializacion de algunos medicamentos, en particular cuando

hablamos de medicamentos huérfanos.

En algunos instrumentos que regulan la demanda, los ciudadanos participan; ya sea con
aportaciones voluntarias como campafas de educacion o sensibilizacion de las enfermedades.
Estos instrumentos son clave para afrontar los retos del acceso a los medicamentos de manera
efectiva. La sociedad civil organizada ante la problematica que genera la poca oferta de
medicamentos, puede ayudar a identificar soluciones para un mejor acceso a los
medicamentos huerfanos, pues son un foco de atencion en el cual el gobierno suele voltear a

ver, bajo presion social en favor de la salud publica.
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2.4.Marcos Regulatorios alrededor del mundo

La articulacion entre los sectores de salud, industria, ciencia y tecnologia en el
desarrollo de medicamentos huérfanos es de vital importancia para el bienestar social,
respecto a las politicas publicas, los medicamentos no constituyen solo una preocupacion
sanitaria, sino también de crecimiento econémico al tratarse de bienes comerciales de
produccion industrial (OPS, 2009), lo cuales pueden impulsarse mediante estrategias de
crecimiento econdémico, que involucraria a la innovacion tecnologica en el sector salud y a

las politicas publicas sobre la innovacién y el desarrollo de medicamentos huérfano.

Tanto la politica industrial, la politica de ciencia y tecnologia y la politica sanitaria
constituyen los vértices de un triangulo estratégico que deben ser articulados en la
formulacién de las politicas farmacéuticas a nivel nacional y regional. Las enfermedades
huérfanas no habian tenido mucha participacion dentro de las legislaciones en materia de
salud hasta hace una década, con la nueva era de la informacién y las nuevas tecnologias, el
conocimiento acumulado y el acceso a informacion ha crecido en gran medida, incluyendo
en el sector salud, es por ello que en muchos paises ya se han puesto en marcha medidas
legislativas para el reconocimiento de enfermedades raras y su reconocimiento y apoyo

dentro del marco juridico en materia de salud pablica.

Uno de los paises que mostro iniciativas para incorporar a las enfermedades raras en
su marco juridico, fue Estados Unidos en 1983, con la ley publica numero 97-414 (U.S Gov,
1983), en esta acta, el concepto de “medicamento huérfano” se menciona por primera vez
oficialmente, dicho concepto no cubre solamente productos farmacéuticos o bioldgicos, sino
también aparatos médicos y productos dietéticos relacionados con enfermedades
consideradas huérfanas. Posteriormente otros paises se fueron sumando a la normatividad en
materia de enfermedades huérfanas, e incluso la Organizacién mundial de la Salud (OMS)
hoy en dia considera los avances mundiales sobre enfermedades raras en su agenda de
legislaciones en materia de salud publica (OMS, 2019).
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Algunas de las principales naciones que han mostrado interés en las enfermedades raras

y han impulsado de algin modo la investigacion y el desarrollo en el campo de las

enfermedades raras son EUA, la Unidn Europea y Japon. La informacion recopilada sobre

sus regulaciones respecto a la normatividad legal sobre el desarrollo de medicamentos

huérfanos se recapitula en la siguiente Tabla 1:

Tabla 1 Normatividad legal sobre el desarrollo de medicamentos huérfanos en Estados Unidos

de América, La Unién Europea y Japén.

La regulacién de
medicamentos huérfanos.

La comisién de
comunicacioén sobre

Pais Nombre del Formas en la que se relaciona con la I1&D
documento en MH

e Definicion por prevalencia de las ER.

e Establece requisitos para el ingreso y solicitudes
de nuevos medicamentos huérfanos.

e Incentivos fiscales a los patrocinadores desde el
desarrollo hasta la comercializacion del
medicamento huérfano, tales como:

EUA Acta publica 97-414 e Investigacion: créditos fiscales para la
investigacion clinica.

e Asistencia técnica durante el proceso
administrativo  de  registro, asi como
simplificacién de procedimientos.

e Garantia de exclusividad de 7 afios después de la
aprobacion para la comercializacion del MH.

Reglamento sobre | ® Los objetivos actuales de las legislaciones
medicamentos huérfanos Europeas son.

UE (Resolucién CE ] ] ] .
n°141/2000) e Incentivar a la industria farmacéutica vy

biotecnoldgica para llevar a cabo la investigacion
y el desarrollo de medicamentos huérfanos.

e Incluir a pequefias y medianas empresas
(PYME'S) en el desarrollo de estos
medicamentos en sectores especiales.
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Pais Nombre del Formas en la que se relaciona con la 1&D
documento en MH

enfermedades raras en Incrementar y fomentar el conocimiento acerca

Europa. de estas afecciones, su ambiente, mejorar la

UE comunicacion y colaboracion transnacional entre

los diferentes centros de investigacion, las
instituciones, los pacientes.

La enfermedad para que se solicita el uso del

Ley farmacéutica del medlca_lmento debe ser mcur_able. No det_)e hqber

tratamiento alternativo posible, o la eficacia y

Ministerio de  Salud, seguridad esperadas del medicamento propuesto

Japén Trabajo y Bienestar deben ser excelentes en comparacion con los

(Kosei-rodo-sho).
Revision de 1993.

otros medicamentos disponibles.

El ndmero de pacientes afectados por esta
enfermedad en Japdn debe ser menor de 50,000
en el territorio japonés, lo cual corresponde con
la maxima incidencia de cuatro por diez mil.

Fuente: Elaboracion propia usando informacion recopilada de: Eurodis. (2019), FDA (2019) y el

Parlamento Europeo. (1999)

2.5.Marco regulatorio en USA

En EUA, en el afio 1983 se firmd el Acta sobre medicamentos huérfanos, en la cual se

define un medicamento o farmaco huérfano con relacién a la frecuencia de la enfermedad, la

cual es indicada segun la poblacién de Estados Unidos unicamente (U.S Gov, 1983),

posteriormente se cred la Oficina de Desarrollo de Productos Huérfanos (OOPD por sus

siglas en inglés) dentro de la Administracion de medicamentos y alimentos (FDA por sus

siglas en inglés), la OOPD esta a cargo de promover la disponibilidad de productos eficaces

seguros para el tratamiento de las enfermedades raras (FDA, 2019).

La enmienda de la ley sobre medicamentos huérfanos de 1988 define con mayor

precision la incidencia de las enfermedades raras, y establece un limite de prevalencia de
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menos de 200,000 individuos estadounidense (FDA, 2019), lo que es equivalente a 7.5
individuos por cada 10,000 personas de acuerdo con su poblacion regional, respecto al
reconocimiento de los medicamentos huérfanos, la FDA establece las documentaciones
establecidas para el ingreso de solicitudes de nuevos farmacos centrados a estas

enfermedades.

De acuerdo con la informacion proporcionada en el portal de Orphanet, los
medicamentos huérfanos son usados en enfermedades o circunstancias que ocurren tan poco
frecuentemente en USA, que no es razonable esperar que el coste de desarrollo y
disponibilidad en USA de un medicamento para esa enfermedad o afeccion sea recuperado

de las ventas de tales medicamentos (Orphanet, 2019).

Alguna literatura resalta ademas que respecto al desarrollo de medicamentos huérfanos,
las compafiias farmacéuticas tienen derecho a recibir incentivos que incluyen subvenciones
fiscales, apoyo a la investigacion, exenciones o reduccion de tarifas, exclusividad de mercado
entre otros, con el objetivo de respaldar la disponibilidad en el mercado de los productos
huérfanos y evitar que se abandonen los proyectos o se retrasa su desarrollo (Giannuzzil
Viviana, 2017).

Los incentivos considerados claves para la comercializacion sobre productos huérfanos
en la legislacion estadounidense son la exclusividad de mercado del producto por 7 afios,
créditos en impuestos de hasta 50% en el caso de los costos de desarrollo clinico, ademas de
procesos de designacion de medicamentos sin costo, apoyo gratuito en asistencia técnica de
parte de la oficina de desarrollo de productos huérfanos y subvenciones para el desarrollo de

medicamentos huérfanos financiadas con fondos publicos del estado (U.S Gov, 1983).

Por otro lado, se promueve la accesibilidad a medicamentos huérfanos para pacientes
antes de otorgarse una aprobacién de comercializacion. En algunos casos se puede obtener

el uso compasivo, un tratamiento de investigacion del nuevo farmaco (T-IND por sus siglas
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en inglés) bajo ciertas condiciones especificas, tales como amenaza de muerte por parte del

paciente, o la falta de existencia o disponibilidad otro tratamiento para la enfermedad a tratar.
2.6.Marco regulatorio en Europa

Historicamente el primer texto legislativo oficial de la Union Europea sobre
enfermedades raras es el “Reglamento sobre medicamentos huérfanos”, también conocido
como “Resolucion CE n°141/2000” publicado el 16 de diciembre de 1999 (Parlamento
Europeo, 1999), el cual establecidé un procedimiento centralizado de la Unién Europea (UE)
en la designacion de un medicamento huérfano ofreciendo incentivos a las compafiias para
llevar a cabo la investigacion, desarrollo y comercializacién de los medicamentos huérfanos,
debido al pensamiento de que los medicamentos huérfanos no generan tantos beneficios
como los medicamentos destinados a una mayor poblacion de pacientes (Eurodis, 2019), se
ha mencionado ademas que desde el afio 2000 se han concedido 1,469 declaraciones de

medicamentos huérfanos y 103 autorizaciones de comercializacion (Eurodis, 2019).

La Agencia Europea de Evaluacion de Medicinas (EMEA por sus siglas en inglés), ha
colaborado cercanamente con entidades industriales con el fin de ofrecer los incentivos
requeridos para estimular el desarrollo de medicamentos huérfanos, y hacer disponible
rapidamente, medicamentos para las enfermedades raras con un nivel de calidad equivalente

al que se requiere para cualquier otra enfermedad.

Se establecid una politica comdn europea de medicamentos huérfanos mucho después
que, en los Estados Unidos, debido a la division del territorio y sus diversas competencias en
lo que se refiere a Sanidad, pero el 16 de diciembre de 1999, el Parlamento y el Consejo
Europeo (CE) adoptaron la resolucién n°141/2000 sobre medicamentos huérfanos, la cual

estaba inspirada en la regulacion de los Estados Unidos.
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Entre los principales objetivos, se indicaba incentivar a la industria farmacéutica y
biotecnoldgica a desarrollar y comercializar medicamentos huérfanos, y la creacion de un
Comité de Productos Médicos Huérfanos (COMP por sus siglas en inglés) incluido en la
EMEA, este comité se responsabiliza de estudiar las solicitudes para designar a los

medicamentos como huérfanos, y aconsejar y asistir a la comision en cuestiones referentes.

De acuerdo con la regulacion europea n°141/2000, sélo se pueden designar como
“medicamentos huérfanos” aquellos con uso en humanos. Por lo tanto, no es aplicable a
medicamentos veterinarios, aparatos médicos, suplementos nutricionales y productos
dietéticos, y posteriormente los medicamentos designados como huérfanos en la Union

Europea son registrados en la Comunidad de registro para Productos Médicos Huérfanos.

A nivel europeo, actualmente hay tres documentos publicados que son considerados
clave pues establecen un marco politico de accion en el campo de las enfermedades raras y

los medicamentos huérfanos:

a) La regulacion de medicamentos huérfanos.
b) La comision de comunicacion sobre enfermedades raras en Europa y
c) La recomendacion del consejo sobre accion en el campo de las

enfermedades raras

a) La regulacion de medicamentos huérfanos.

Documento en el cual se propuso establecer los criterios para la designacion de
medicamentos huérfanos en la UE y describe los incentivos como la exclusividad de mercado
por 10 afios, o el apoyo en la asistencia de los protocolos de registro, acceso al procedimiento
centralizado para la autorizacion de comercializacion para alentar la investigacion, el
desarrollo y la comercializacién de medicamentos para tratar, prevenir o diagnosticar

enfermedades raras; esta regulacion ha sido anunciada como un éxito por algunos informes
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(Plaza, 2018), en los cuales se hablan de un aumento continuo y progresivo de las
autorizaciones de medicamentos huérfanos desde el afio 2000, ademas de reportar que los
laboratorios pueden beneficiarse de ayudas fiscales, colaboracion de 1&D e innovacion y

autorizaciones de exclusividades para diez afios en el desarrollo de medicamentos huérfanos.
b) La comision de comunicacion sobre enfermedades raras en Europa.

El cual ha tratado y procurado cerca de 36 millones de ciudadanos de la Union Europea

con enfermedades raras. Esta comunicacion se centra en tres areas principales:

e Mejorar el reconocimiento y la visibilidad de las enfermedades raras,

e Apoyar las politicas sobre enfermedades raras en los Estados miembros para
una estrategia global coherente, y

e Desarrollar la cooperacion, la coordinacion y la regulacion de las enfermedades
raras a nivel de la UE.

La comision de comunicacion reconocio el potencial para maximizar el alcance de la
cooperacion y el apoyo mutuo en esta dificil area en toda Europa, y expresé su intencion de
ayudar a los estados miembros a implementar sus propias estrategias nacionales y regionales
para enfermedades raras. A traves de la estrategia general presentada en este documento, se
espera que los pacientes y las familias afectadas por enfermedades raras reciban un beneficio
tangible de la integracion europea independientemente de la region europea a la que

pertenezca el paciente.

c) La recomendacién del consejo sobre accion en el campo de las

enfermedades raras.

Este documento incluye planes y estrategias nacionales para responder a las
enfermedades raras, mejorar el reconocimiento y la visibilidad de las enfermedades raras,

fomentar una mayor investigacion sobre enfermedades raras y forjar enlaces entre centros de
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experiencia y profesionales en diferentes paises a través de la creacidn de redes de referencia
europeas con el fin de compartir conocimientos y experiencia y, cuando sea necesario,
identificar donde deben ir los pacientes cuando no se les pueda ofrecer dicha experiencia. De
aqui se recalca la importancia del papel de las organizaciones de pacientes para su efectivo

tratamiento.

Un importante logro de las organizaciones europeas es la implementacion de un
programa de accion comunitario sobre enfermedades raras (Comision Europea), incluidas las
enfermedades genéticas, para el periodo comprendido entre el 1 de enero de 1999 y el 31 de
diciembre de 2003, con el objetivo de garantizar un alto nivel de proteccién de la salud en
relacion con las enfermedades raras, en los lineamientos de éste programa se prestd atencion
especifica a mejorar el conocimiento y facilitar el acceso a la informacién sobre estas
enfermedades, y como resultado, las enfermedades raras fueron también una de las
prioridades mencionadas en el segundo programa de accién comunitaria en el campo de la
salud para el periodo 2008-2013, denominado: “Juntos por la salud: un planteamiento
estratégico para la UE (2008-2013)”.

En la region europea, la concesion de la aprobacion para la comercializacion de un
medicamento huérfano no significa que el medicamento esta disponible inmediatamente en
los paises europeos. El organismo encargado de la aprobacion para la comercializacion de
medicamentos huérfanos en Europa es la EMA, y para posibilitar su comercializacion
primero debe decidir cual sera el estado de comercializacion dentro de cada pais, y después
el farmaco pasara por varias etapas en cada pais para condicionar su gestion, y generalmente

su precio.

Los farmacos que son usados exclusivamente en los hospitales son registrados en la
lista de productos admitidos por la comunidad y seran de aspecto gratuito, sin embargo, los
acercamientos particulares de cada pais con su legislacion hacen el acceso a los
medicamentos huérfanos sea un asunto complejo y en la mayoria de los casos muy lento.

28



Por otra parte, el acceso temprano a cualquier medicamento para los pacientes es
posible antes de que se conceda la respectiva autorizacion para la comercializacion por la
industria farmacéutica que lo desarrolla, a menudo durante la tercera fase del ensayo clinico
(Merck Sharp & Dohme, 2019), en el cual el paciente debe expresar su consentimiento antes
de someterse a cualquier prueba, y debe estar informado previamente por los profesionales

sanitarios sobre los beneficios y riesgos a los que se expone participando en la investigacion.

Sobre este ultimo caso existen dos variantes respecto a la situacion comercial del

medicamento huérfano en Europa:

e Existe una solicitud de aprobacidn para su comercializacion, o ha sido enviada
por la comparfiia farmacéutica encargada de desarrollar el medicamento en el
pais pertinente. Entonces la compafiia pide una aprobacion temporal de la
autoridad administrativa para un grupo de pacientes, también conocido como
autorizacion de uso compasivo en algunos paises europeos, que es valida para
un intervalo de tiempo determinado dependiendo del pais.

e EIl médico pide a las autoridades administrativas una aprobacion reguladora
temporal nominativa, que es valida para pacientes especificos identificados por

su nombre y para un periodo de tiempo determinado en el pais considerado.
2.7.Marco regulatorio en Japon

En Japon el limite de incidencia para clasificar una enfermedad rara es de menos de 4
individuos por cada 10,000, y aunque no existen datos oficiales sobre el nimero de japoneses
que sufren alguna enfermedad con estas caracteristicas, se estima que cada afio nacen mas de

10,000 nifios con patologias de esta indole en el pais asiatico (Orphanet, 2019).

El 1 de octubre de 1993, el gobierno japonés reviso la ley farmacéutica para introducir

unos apartados especiales relativos a la investigacion y desarrollo de medicamentos
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huérfanos. Teniendo en cuanta las problematicas de salud y econémicas que generan las
enfermedades raras, Japon tomé medidas para subsidiar el tratamiento de 56 patologias raras
que afectan a su poblacion pretendiendo llegar a 200 en los proximos afios mediante
una millonaria inyeccién de recursos y la promocion de investigacion cientifica (Biblioteca
del Congreso Nacional de Chile , 2014).

Entre los 127 millones de personas que hoy viven en Japén, hay méas de 700,000 que
sufren alguna enfermedad poco frecuente, cifra suficientemente importante para que el
gobierno de Japdn decidiera implementar el "Programa de tratamiento e investigacion de
enfermedades raras™ (Specified Disease Treatment Research Program o Tokutei Shikkan
Chiryo Kenkyu Jigyo) (Biblioteca del Congreso Nacional de Chile , 2014).Dicho programa
cuenta con un millonario presupuesto que supera los U$1.300 millones de ddlares
anuales para costos médicos e investigacion. Este ultimo item alcanza los $125 millones de
dolares, que financia becas de investigacion y actualmente permite contar con a 275 grupos
cientificos trabajando en torno al tratamiento de 214 enfermedades raras.

A pesar de que en Japon hay una proporcion significativa de compafiias
multinacionales que comercializan medicamentos huérfanos. Son todavia las PYMES las que
constituyen la parte mas importante de los distribuidores (Orphanet, 2019). El sistema de
medicamentos huérfanos ofrece oportunidades a las compafias multinacionales y PYMES,
pero contrariamente a otros paises como los Estados Unidos, las compafiias de biotecnologia,

universidades y organismos publicos son menos activos.

En Japdn el estatus de medicamento huérfano es otorgado por el Ministerio de Salud,
Trabajo y Bienestar (MHLW por sus siglas en inglés). EI examen cientifico se realiza por el
subcomité del Comité de productos Medicinales “Organization for Pharmaceutical Safety
and Research” (OPSR), la decision final es remitida a un comité especial, y para recibir la
designacion de huérfano, los patrocinadores deben facilitar los siguientes datos a las

Autoridades:
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» Tamario estimado de la poblacion de pacientes;

« Estudios no clinicos y fase clinica temprana;

* Protocolo de desarrollo;

 El estatus de medicamento huérfano puede ser retirado si no se satisfacen

completamente las condiciones de la licencia.

Respecto a los incentivos fiscales propuestos para el desarrollo de medicamentos
huérfanos, el gobierno japonés sustenta la investigacion y el desarrollo de medicamentos

huérfanos a dos niveles, administrativo y financiero (Takeda, 2014).

A nivel administrativo los medicamentos huérfanos se pueden beneficiar de un
procedimiento de autorizacion de comercializacion por via rapida, la ley pide prioridad en la
evaluacién de solicitudes realizadas para indicaciones relacionadas con las enfermedades
raras. La organizacion para la seguridad farmacéutica y la investigacion facilita a las
compafiias farmacéuticas el lanzamiento de medicamentos huérfanos con una consulta sobre
protocolos de desarrollo y algunos consejos correspondientes a la preparacion de las
solicitudes de aprobacion.

A nivel financiero algunos fondos gubernamentales estan disponibles, como el fondo
de medicamentos para reduccion de los efectos colaterales y promocién de la investigacion,
los cuales garantizan la asistencia financiera cubriendo una proporcion del gasto dedicado a
la investigacion y desarrollo de los medicamentos huérfanos. La financiacion también abarca
las actividades cientificas y el asesoramiento en términos de desarrollo, sobre todo en lo
concerniente a los ensayos clinicos, ademas se garantiza una reduccion de impuestos del 6%
de los costes de investigacion y desarrollo, ademas de la exencion de los fondos por
financiacion publica, y dentro del limite de un 10% del impuesto de la compafiia. Las
compafias que obtienen beneficios de ventas de medicamentos huérfanos deben devolver

una proporcion de la subvencion otorgada como una contribucion a estos fondos.
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3. Diagndstico de la situacion en Meéxico.

3.1.Marco Regulatorio en México y las principales disposiciones del

sistema de salud.

En el articulo 4° de la constitucion politica de los Estados Unidos Mexicanos, se
encuentra establecido que todo ciudadano mexicano legal tiene derecho a la proteccion de la
salud gratuitamente (Constitucion Politica de los Estados Unidos Mexicanos, 2019), por lo
tanto, estrictamente de manera legal en México, las enfermedades raras por ley deberian de
ser atendidas e intervenidas por las instituciones de salud publica del pais, sin embargo, se
han observado casos de negligencia en cuanto a los tratamientos acertados para tratar éstas
enfermedades poco frecuentes (Instituto Nacional de Ciencias Medicas y Nutricion Salvador
Zubiran, 6 de Marzo de 2019).

Como una medida que busca la accion para cumplir con dicho objetivo establecido en
la constitucion politica de México, el 19 de enero de 2017, se publico en el Diario Oficial de
la Federacion (DOF) el acuerdo por el que se crea la Comision para el Analisis, Evaluacion,
Registro y Seguimiento de las Enfermedades Raras (CAERSER) (Diario Oficial de la
Federacion, 2017).

En dicha publicacion del DOF en 2017, se describieron las caracteristicas esenciales
de las enfermedades raras, como lo son su escasa prevalencia en la poblacion igual o menor
a 5 personas por cada 10,000 habitantes, su tendencia a la cronicidad y a la discapacidad,
algunas problematicas generales como el desconocimiento del origen de algunas de éstas
enfermedades, y por supuesto la ausencia general de tratamientos curativos o modificadores
del curso de la enfermedad, por lo que después se hace hincapié en que las condiciones de
vida de las personas que las padecen dependen en alto grado de los sistemas de salud publicos

y del entorno social, por lo cual hacen relevante la creacion de CAERSER, cuyas
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caracteristicas administrativas y de procedimientos se mencionan en la publicacion del DOF
del 19 de enero de 2017.

Por otra parte, la secretaria de salud en México estima que alrededor de 8 millones de
mexicanos viven con alguna enfermedad rara (Secretaria de Salud , 2018), por lo que el sector
salud menciona en su portal publico de informacidn que ha realizado acciones con el objetivo

de prevenir, diagnosticar, tratar e investigar mas sobre estas enfermedades raras.

Dentro de las acciones encaminadas a éstos propositos se mencionan la prueba del
tamiz neonatal a recién nacidos establecida como politica pablica desde la década de los 90
(SSA, 2019), y por otro lado la ya mencionada creacion CAERSER en 2017.

De acuerdo con el documento establecido en el DOF para la CAERSER, el objetivo de
su administracion es integrar adecuadamente la informacion para el analisis, evaluacion y

seguimiento de enfermedades raras en México.

Actualmente al mes de enero de 2022, existe un listado oficial y publico sobre las
enfermedades raras reconocidas en México con 20 enfermedades registradas (Consejo de
Salubridad General (CSG), 2019) , dicho informe, forma parte de los planes de actividades y
obligaciones establecidos en el reglamento interior de la CAERSER, éste registro de ER se
plantea que se complete con informacion proporcionada por las diferentes entidades
involucradas en la atencion médica de enfermedades raras y personas en general que soliciten
la inclusion de una nueva enfermedad rara no considerada hasta el momento, para lo cual se
han establecido los lineamientos para el reconocimiento o exclusion de enfermedades raras
(Consejo de Salubridad General , 2018), de la lista de lineamientos publicada, a continuacion
se mencionan brevemente el proceso y se describen con méas analisis los puntos considerados

relevantes para nuestra investigacion:

e Aspectos referentes al ingreso de la solicitud. Ingreso de solicitud dirigida a CAERSER,

identificando a la institucion prestadora de servicios de salud que requiera el
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reconocimiento sea integrante de la CAERSER, ademas de agregar la identificacion y
datos de contacto personal del solicitante.

Aspectos de la enfermedad a identificar como su nombre asignado de acuerdo a la
Clasificacién Estadistica Internacional de Enfermedades y Problemas Relacionados con
la Salud ( organismo identificado con las siglas CIE-10 en su version mas vigente al
momento de la solicitud), lo cual es de acorde a lo dispuesto por el Centro Mexicano para
la Clasificacion de Enfermedades y Centro Colaborador para la Familia de
Clasificaciones Internacionales de la OMS en México (CEMECE) de la Direccion
General de Informacién en Salud de la Secretaria de Salud.

Aspectos de la documentacion:

Se solicitan para el proceso de definicion de una enfermedad rara:

e Datos epidemiolégicos de lamisma, los cuales deben incluir varios aspectos como
la incidencia y prevalencia estimada, descripcion de la enfermedad, su historia
natural, etiologia, el método de diagnostico, cuadro clinico de la enfermedad,
tratamiento, riesgo de mortandad asociada, evolucion de la enfermedad,
pronostico de la enfermedad y esperanza de vida para los pacientes con la
enfermedad rara a definir.

e Analisis de impacto econdmico y social de la enfermedad.

e Especialidades médicas que brindan atencién a personas con la enfermedad, asi
como instituciones publicas y privadas prestadoras de servicios que actualmente

den cobertura a los pacientes con la enfermedad rara en México.

Se menciona en el documento publicado que se debera cumplir en su totalidad los

requisitos, sin excepcion alguna. Lo anterior como se ha venido observando a lo largo del

presente trabajo, tiende a ser complicado pues es dificil disponer de toda la informacién de

manera precisa, ademas de que se solicita que la informacién esté basada en evidencia

cientifica publicada, mientras que las enfermedades raras son un tema emergente, y

continuamente se siguen aun estudiando casos nuevos y por lo tanto no hay algun estudio, de
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los que ya se cuenta con observaciones y registro, las pruebas tanto clinicas como médicas
dificilmente se encontraran disponibles y publicadas, lo cual genera un problema
administrativo en cuanto a la agilidad de los tramites y el acceso a tratamientos que requieren
los pacientes con éstas enfermedades raras antes de cumplir con todos los tramites y

documentos que las instituciones correspondientes demandan para su reconocimiento.

Una vez que se cumpla con todos los requisitos arriba mencionados y especificados por
el Consejo de Salubridad General para el reconocimiento de enfermedades raras, las etapas
posteriores para el trdmite son la etapa de valoracion, la de analisis y evaluacion, y de
aprobacion, en las cuales el Consejo de Salubridad General tiene estimaciones de 90 dias
para la etapa de valoracion, en la cual se verifica la informacion ingresada, un tiempo de un
méaximo de 160 dias para la segunda etapa, y en caso favorable para la definicién de la
enfermedad, la tercera etapa es practicamente instantanea a cargo del pleno del Consejo de
Salubridad General.

En la siguiente figura se resume el proceso de definicion de enfermedades raras con los
tiempos estimados por el Consejo de Salubridad General, desde que se realiza la solicitud,
(considerando que ya se realizaron los estudios y pruebas correspondientes) hasta que se le

asigna un codigo de distincién a la enfermedad:
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Figura 3. Proceso de definicion de enfermedad rara desde el ingreso de la solicitud hasta su

aprobacion.
Inicio 90 dias 10 dias ‘ Hasta 160 dias Conclusién
™ N ~ . |
*Etapa de *\/erificaci *Entrega : 0 «Etapa de
Valorizaci ondela de * Etap_a ,de el TR
én solicitud Carpeta Analisios de & )
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32‘;;2':_?95 n aprobacion aprobada
con exito.
_delcsg. ) L )\ )~ <

Fuente: Elaboracién propia con informacién recuperada del Consejo de Salubridad General
(CSG).

Respecto a los medicamentos huérfanos, en México el organismo encargado de su
autorizacion en cuanto a su uso o comercializacién es la COFEPRIS, la cual en su
comunicado de prensa 018 (COFEPRIS, 2018), informa que en laadministracion 2012-2018,
se actualizaron al momento 68 medicamentos innovadores para la atencién de enfermedades
raras, y en el mismo informe se anuncio la creacion de un comité especial para la atencion

de las enfermedades raras al interior de la misma COFEPRIS.

De las listas disponibles en el portal de la COFEPRIS sobre los medicamentos
huérfanos autorizados (COFEPRIS, 2019) , se contabilizaron 19 de los mencionados 68 en
conferencia de prensa, por otra parte, los lineamientos del apartado 5.8, sobre la autorizacion
de medicamentos huérfanos, del proyecto de norma oficial mexicana PROY-NOM-
257SSA1-2013 (Diario Oficial de la Federacion, 2013), se menciona que los medicamentos
huérfanos recibiran un reconocimiento de ésta condicion y que no serian sujetos de obtener
un registro sanitario, por lo que para obtener dicha distincion deberian cumplir con algunas
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caracteristicas técnicas descritas en el documento, como lo son la informacion administrativa
legal correspondiente al medicamento, informacion sobre su calidad, informacion
documentada que lo avale como medicamento huérfano, la cual tiene que ver con
informacion sobre la prevalencia de los caso reportados con la enfermedad a tratar, e
informacion de instituciones publicas de salud en México que hayan tratado con la

enfermedad, ademas de otra informacion publicada de caracter técnico y cientifico.

En el apartado 5.8.1.5, de la Norma Oficial Mexicana PROY-NOM-257-SSA1-2013,
respecto al modulo de los estudios clinicos requeridos para su aprobacion, se aclara que los
medicamentos huérfanos al presentar la peculiaridad de ir destinados a enfermedades con
una muy baja incidencia en la poblacién, el nimero minimo de sujetos para la realizacion de
estudios clinicos es reducido, y que sin embargo, en la practica se considera un margen
minimo de individuos para garantizar el producto, por lo que en algunos casos, al no cumplir
con ese minimo margen de individuos, se otorga el reconocimiento del medicamento
huérfano como caso excepcional con determinadas reservas y condiciones no especificadas.
Por otro lado, se aclara el aspecto de la ética y la no violacion de los derechos fundamentales
humanos en los ensayos clinicos, tanto para los estudios clinicos de fase 1, fase 2 y fase 3.El
siguiente diagrama resume los aspectos relevantes de los requisitos establecidos por

COFEPRIS para el tramite de solicitud de reconocimiento de medicamento huérfano:
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Figura 4. Procesos establecidos por COFEPRIS para el registro de medicamento huérfano.
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Fuente: Elaboracion propia con informacion consultada en COFEPRIS para el registro de

medicamento huérfano de acceso digital en la direccion electronica:

La innovacion en la industria farmacéutica es considerada uno de los sectores

econdmicos mas importantes de un pais, por lo que la innovacion en medicamentos esta

relacionado con el desarrollo y con el mejoramiento en la calidad de vida de los ciudadanos

al general mayor salud publica, riqueza tecnoldgica y empleos de alta calidad, algunos

estudios avalan éstas afirmaciones al sefialar que aunque no es fécil cuantificar la calidad de

vida o la salud publica, hay elementos y pruebas historicas que indican que cada nuevo

medicamento incrementa en promedio la calidad de vida al nacer en 5.8 dias (Lichtenberg,

2003).
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En México se ha sefialado que los medicamentos huérfanos pueden considerarse en tres

panoramas distinto:

1) Como productos terapeuticos para tratar a pacientes que sufren afecciones muy
graves y que no se conozca tratamiento satisfactorio disponible.

2) Como productos retirados del mercado por razones terapéuticas adversas descubiertas
en la fase de farmacovigilancia, o por razones de sustentabilidad econémica-

3) Otro panorama, aunque menos comun para los medicamentos es cuando aparecen
como productos para tratar enfermedades raras, pero sin un proceso de investigacion

previa, por lo que no se permite que estos productos sean patentables.

Para estimular la investigacion y el desarrollo en el sector de los medicamentos
huérfanos, las autoridades de México han establecido incentivos para las industrias de salud
y de biotecnologia, los mas comunes son la proteccion de la propiedad intelectual (AMIIF,
2015), ademas de promover la inversion extranjera mediante el Acuerdo de Asociacion
Transpacifico (TPP por sus siglas en inglés) (AMIIF, 2016), o algunos otros proyectos mas
enfocados a la investigacion basica, como lo son los programas de estimulos a la innovacién
del CONACYT(PEI) (CONACYT-SIICYT, 2018).

En el periodo del afio 2014 al 2018, la COFEPRIS aprob6 79 medicamentos huérfanos
identificados, cifra muy por encima respecto al afio 2010, en el cual s6lo se contabilizé un
caso, esto a pesar de que el proceso desde el descubrimiento de una nueva molécula a su
comercializacion es largo (10 afios de media) (COFEPRIS, 2018), caro (varias decenas de
millones de doblares) (Luzzatto, Hyry, & Schieppati, 2018) y con mucho riesgo técnico y

rentable.

A pesar de sus condiciones desfavorables, se aprecia que la presencia de medicamentos

huérfanos va en aumento y por lo tanto las condiciones se esperan que sean cada vez mas
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favorables, reduciendo incertidumbres en las condiciones riesgosas como la recuperacion de

inversion en investigacion y desarrollo por parte de nuevos medicamentos.

Respecto a la infraestructura del pais, hacen faltan centros especializados para la
atencion de estas enfermedades, no hay facilidades para el diagnostico temprano y las
instituciones publicas de salud no suelen tener presupuesto para los medicamentos que suelen
ser costosos destinados a las pocas enfermedades clasificadas en el pais (Secretaria de Salud,
2005).

Por otro lado, la biotecnologia ha jugado un papel primordial en la investigacién y el
desarrollo de medicamentos innovadores, ya que ha permitido que existan grandes avances
y que la ciencia médica y que se realicen acciones terapéuticas que conllevan al desarrollo
de nuevas opciones de tratamiento, diagnostico y seguimiento en beneficio de la calidad de

vida de las personas que viven con alguna enfermedad rara.

Aunque se aprecia que el porcentaje de las enfermedades raras existentes que cuentan
con algun tipo de tratamiento es apenas del 5%. La AMIIF estima que actualmente hay mas
de 560 medicamentos en desarrollo y con potencial cientifico, sin precedentes, lo cual hace
que este sea un momento prometedor en el desarrollo de nuevos medicamentos (AMIIF,
2020).

3.2.La estrategia de innovacion e 1&D en Medicamentos huérfanos.

La investigacion en el sector industrial farmacéutico se ve fortalecida por los
descubrimientos cientificos y tecnoldgicos que surgen continuamente, a pesar del hecho de
que hay una disminucion en el nimero de medicamentos aprobados por instituciones de
regulacion sanitaria, la 1&D en la industria farmacéutica se considera fundamental para el

crecimiento econémico sustentable de un pais (Secretaria de Salud, 2005).
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La competitividad en este sector a su vez es considerada clave para el éxito en los
objetivos a corto, mediano y largo plazos que se planean(Porter, 2005) ya que se ha observado
que la 1&D en tecnologia farmacéutica permite mejorar la eficiencia y productividad del
proceso, asi como reducir costos y aumentar otros beneficios, incluyendo sociales como

mejorar los niveles de bienestar y salud publica.

Para que el ambiente competitivo sea adecuado para el éxito de la industria
farmacéutica, se han sefialado factores importantes como la cuestion de la credibilidad y la
confianza en las instituciones de regulacién sanitaria, como lo serian la COFEPRIS y la
Secretaria de Salud para México, la vinculacién con universidades y centros de investigacion

y una adecuada gestion de la propiedad intelectual y la transferencia de tecnologia.

En comparacion con los medicamentos usados para tratar enfermedades mas comunes,
el bajo consumo de medicamentos huérfanos resulta poco atractivo para la industria
farmaceéutico, pues se preve un bajo mercado, pero al contabilizar el estimado de los pacientes
de muchas naciones, se torna econémicamente viable. Sin embargo, suelen ser pocos los
fabricantes en el mundo, por lo que, para acceder a este tipo de medicamentos, en la mayoria

de los casos se deben de importar (Secretaria de Salud, 2005).

El proceso de desarrollo de un medicamento consiste en general en analizar una
determinada enfermedad, para poder comprender asi sus causas y mecanismos, y una vez
comprendido este proceso, seleccionar los principios activos con potencial curativo, ya sea
sintetizando o extrayendo el compuesto quimico de un precursor, y después comprobar la
eficacia de dichos principios activos en seres invitro y animales de investigacion antes de

poder usarlas en pruebas con humanos. (Secretaria de Salud, 2005).

Al observar de manera integral el proceso de desarrollo de un nuevo medicamento,
observamos que es un proceso largo pues la sustancia activa tarda en promedio entre 8 y 12

afios en pasar del laboratorio de investigacion a la etapa de comercializacion, es riesgoso y
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de efectividad incierta, pues aproximadamente solo una entre méas de 5000 sustancias pasa a
la fase de desarrollo y comercializacion posterior a su descubrimiento y estudios clinicos de
fase 1y 2. Adicionalmente a esto, se estima que los costos de desarrollo y de introduccion al
mercado de un nuevo medicamento aumentan progresivamente con el tiempo, debido entre
otros factores a las rigurosas y mas completas pruebas de calidad que se han manejado los

Gltimos afios en cuestion de regulacion farmacéutica.

Es evidente que se requiere mas agilidad en algunos tramites o ajustar las condiciones
necesarias para que los permisos del uso, registro, comercializacién de estos productos no
compliquen su accesibilidad a los pacientes con enfermedades huérfanas, sin embargo hace
falta una estrategia que sea también viable y atractiva para los principales inversionistas y
para las instituciones de investigacion, debido a que el desarrollo de nuevos medicamentos,
incluidos los medicamentos huérfanos, requiere de grandes esfuerzo y de un interés de ayudar
a los pacientes en general, intereses que se sobrepongan a las posibles pérdidas y riesgos

econodmicos que involucra la 1&D de nuevas moléculas.
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4. Modelos de 1&D y Comercializacion de MH.

La industria farmacéutica es un sector muy importante y con abundante tecnologia
dentro de sus procesos Yy actividades, se compone por conocimientos cientificos y técnicos,
procesos especializados de manufactura y diversos sistemas de calidad, comercializacién y
distribucion. Asimismo, se le considera importante en el sector salud por su indudable
funcidn social, pues contribuye a mejorar la salud de las personas y a mejorar la calidad de
vida de la poblacion(SSA, 2019).

Algunos investigadores afirman que las competencias tecnologicas de las empresas del
sector farmacéutico internacional se caracterizan por sus capacidades para crear, adaptar y
operar procesos quimicos, bioquimicos y biotecnolégicos; manejar actividades de 1+D
formales, y construir redes de distribucion y comercializacién complejas (Gonsen & Jasso,
2000).

El mercado farmacéutico mundial mantiene un perfil de crecimiento de entre el 6% y
7%; las ventas a nivel mundial, desde el afio 1996 al afio 2008, sus ventas ascendieron a mas
de 800,000 millones de dolares (Solleiro, Teran, Lopez, Inurreta, & Castillo, 2014), dichas
ventas se distribuyen en América del norte con 48%, la Union Europea con 28%, mientras

gue en América latina apenas representan el 3.8% del mercado farmacéutica global.

En el 2016, se reportan cifras respecto a la produccion de la industria farmacéutica, la
cual fue de 750,000 millones de euros, equivalente a unos 870,000 millones de doblares, y
Norteamérica continta siendo la zona geografica con mayor porcentaje con el 49% de las
ventas totales, sequida de Europa (22%) y Japon (8%). Las ventas de Asia, Africa y Australia
constituyen el 16% del total mundial (WHO, 2016).

Los modelos de innovaciodn relacionados con el sector salud deberian incluir planes o
estrategias incluye medidas nacionales pertinentes para mejorar la atencion de la poblacion,

las actividades deben contemplar el diagndstico, el acceso a tratamientos y terapias, y el
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seguimiento de los pacientes durante la evolucidon o el deterioro de la enfermedad, asi como
el seguimiento a las reacciones de los medicamentos innovadores que se administren, por lo
que la innovacion colaborativa y las tecnologias de la informacidn pueden ser herramientas

atiles para el cumplimiento de los objetivos en los modelos de innovacion.

4.1.Modelos de innovacion y gestion de la tecnologia relacionados con la

produccioén y desarrollo de Medicamentos Huérfanos.

La industria farmacéutica ha destacado mas en los paises desarrollados, en donde las
politicas y el desarrollo van de la mano constantemente ayudando al crecimiento de la
economia local. Sin embargo, en paises emergentes de América latina, o en Europa del este,
hay algunas limitantes por parte de la poblacién para conseguir algunos medicamentos de
calidad para algunas enfermedades, lo cual incentiva algln otro tipo de medicacion de baja
calidad o practicas medicinales mas tradicionales, pero fuera de la legislacion autorizada en

salud pablica para estos paises (Guerrero & Jiménez, 2009).

A nivel mundial, el nimero de nuevos farmacos ha decrecido afio con afio, pese a que
se reconoce que ha mejorado la tecnologia para valorarlos y se han diversificado formas para
su financiamiento. Las causas probables de éste hecho sugieren que las normas de calidad
provenientes de agencias regulatorias son cada vez mas estrictas y rigurosas, y por lo tanto,
la aprobacion de nuevas drogas es mas controlada, pero con el beneficio optimista de que se
piensa en que los medicamentos disponibles hoy en dia son de mayor calidad debido a que
su desarrollo esta estrictamente apegado a mejores normas de calidad cientificas, éticas y

regulatorias durante los ensayos clinicos previos a su comercializacion.

Por otro lado, Albert Richards ha clasificd en 1993 a las compafiias farmaceuticas en
tres grupos (Coombs & Richards, 1993):

44



1. Multinacionales verticalmente integradas: tienen instalaciones para la
investigacion, produccion y marketing; operan en un mercado global.

2. Especializadas en la innovacion: pequefias firmas biotecnoldgicas cuyos
resultados podrian ser explotados por las grandes compafiias farmacéuticas.

3. fabricacion de genéricos o imitaciones.

De la clasificaciébn mencionada, solo en los primeros dos casos se aprecia gque se
realizan importantes actividades de innovacion y gestion de la tecnologia relacionada con
nuevos productos. En el primer caso, la I&D se realiza mayoritariamente de manera interna
en las grandes farmacéuticas, mientras que en el segundo caso existe mas colaboracién con
otras entidades para el desarrollo de las innovaciones producidas, al considerarse pequefias y
medianas firmas de biotecnologia, es comprensible que los recursos para llevar al mercado

los nuevos productos sean insuficientes de manera independiente.

Los modelos de innovacion y gestion de la tecnologia son importantes para la industria
farmaceéutica, al considerarse factores clave para la competitividad de este sector industrial.
Ya que la gestion de la innovacion con éxito se considera una estrategia de supervivencia

casi obligatoria para cualquier industria (Drucker P. P., 1985).

Los modelos de innovacién se han reportado en la literatura formal por mas de 30 afios,
como es el caso del NRC (Consejo Nacional de Investigaciones por sus siglas en inglés) en
1986, el modelo de Morin y Seurat (Seurat & Morin, 1989), el modelo Gregory (Gregory,
1995), un modelo espafiol propuesto por A. Hidalgo en 1999 (Hidalgo, 1999), o mas
recientemente propuestos en México, el modelo de Solleiro (Solleiro & Castafion, 2008)o el
modelo Nacional de gestion de tecnologia e innovacion en México por parte del Premio

Nacional de Tecnologia e Innovacion (PNTI, 2018).

Algunas de las actividades mencionadas en los modelos de gestion de tecnologia e

innovacion estudiados, y que se relacionan con la industria farmacéutica en general son el
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analisis, la planeacion y la realizacion de inventarios de los recursos y capacidades
tecnologicas con las que se cuenta, también se realizan acciones continuas como evaluaciones
del potencial tecnoldgico, vigilancia tecnoldgica, la proteccién y transferencia de tecnologia
(producto, equipo, proceso y operacion), gestion de recursos (humanos, financieros,

materiales), o la gestion de financiamiento para su plan tecnolégico.

En la actualidad, con el advenimiento de la era del conocimiento, la gestién de la
tecnolodgica e innovacidn se esta convirtiendo en una actividad estratégica para el incremento
de la competitividad en gran parte de las organizaciones. Asimismo, las actividades de 1& D
estan intimamente ligadas con el desarrollo nuevos medicamentos, los cuales son procesos
necesarios para la innovacion farmacéutica, y este es el camino precedente a la
comercializacién y distribucion de medicamentos huérfanos, necesarios para el tratamiento

de enfermedades raras.

Sin embargo, la complejidad que se presenta en cada enfermedad catalogada como rara,
y el limitado potencial de consumo que tendrd el producto huérfano, plantean dificil la
investigacion, el desarrollo y la comercializacion de estos productos a gran escala cuando se
intenta enfocar el problema desde una perspectiva financiera, usando herramientas similares

a las que se usan para evaluar el potencial de medicamentos mas comunes.

Algunos autores han propuesto algunas alternativas en las que se podria evaluar y
vislumbrar el potencial de estos medicamentos huérfanos desde otras perspectivas ademas de
las financieras, y que estan relacionadas con algunos modelos de innovacion y gestién de la
tecnologia més recientes. Algunos ejemplos pueden ser los modelos de analisis de decisiones
multicriterio (Aleksandra Baran-Kooiker, 2018), la innovacion abierta (Edward S. Dove,
2012) para facilitar y enriquecer el conocimiento de estas enfermedades, o incluso modelos
de negocios que se han planteado, como el modelo de riesgo compartido (Artero, Llano, &
Poved, 2012) en el cual se busca mitigar las posibles pérdidas tecnolégicas por fallas o

fracasos en el proceso de 1&D de medicamentos huérfanos.
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El andlisis de decisiones multicriterio (ADMC) es una herramienta de apoyo propuesta
para el disefio y evaluacion de modelos de innovacion enfocados en medicamentos huérfanos
y el tratamiento de enfermedades raras, el cual aborda las problematicas desde diferentes
puntos de vista, incluso con mdltiples grupos de trabajo de diferentes areas (Aleksandra
Baran-Kooiker, 2018).

El ADMC seria muy Gtil en el desarrollo de medicamentos huérfanos, pues los criterios
comunmente usados para evaluar la rentabilidad de los medicamentos comunes sugieren
tratar a los medicamentos huérfanos Unicamente con el enfoque econémico de las regalias,
excluyendo los beneficios que podrian obtenerse a la salud poblacional en general o los
costos de oportunidad, la desventaja de ésta herramienta es que puede conllevar mas tiempo

la realizacion de éstos tipo de analisis mientras mayor sea el grupo de involucrados.

Los modelos de innovacién abierta se pueden aplicar en diferentes etapas del proceso
de investigacion y desarrollo de medicamentos huérfanos, desde las etapas de investigacion,
hasta las etapas de ensayos clinicos, en la cual seria de mucha utilidad una red de
colaboracién internacional para poder avalar el nimero de pacientes que las agencias

regulatorias de medicamentos sugieren para su comercializacion y distribucion.

Sin embargo, de acuerdo con (Edward S. Dove, 2012), si bien es loable su
implementacion, probablemente también estimulard una variedad de problemas éticos,
legales y sociales, incluidos los que giran en torno al consentimiento, la privacidad y la

proteccion de la propiedad intelectual de los descubrimientos cientificos.

Respecto al problema de la escasa informacion disponible hoy en dia, una alternativa
es la aplicacion y el aprovechamiento de la tecnologia para la salud humana, los biobancos y
las bases de datos estan aprovechando cada vez méas los modelos de innovacion denominados

“modelos de innovacion abierta”, asi como el acceso abierto a la informacion, el intercambio
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de informacién entre expertos, asociaciones de patentes y recientemente los denominados
bio-clusters (Pandey & Desai, 2017) .

Por otro lado, respecto al financiamiento de proyectos que involucren la investigacion,
desarrollo e innovacion de medicamentos huérfanos, se han propuesto modelos de negocios
de contratos de riesgo compartido (CRC), en los cuales su finalidad es desplazar el sistema
de pago de precios fijos de las tecnologias involucradas en el desarrollo de nuevos farmacos,

hacia un sistema de pago de la tecnologia por resultados (Artero, Llano, & Poved, 2012).

La experiencia acumulada con CRC para MH es escasa, no se han encontrado
evaluaciones rigurosas de sus resultados, aungue resulta una opcién a considerar para el
desarrollo e investigacion de MH. Los CRC pueden ser basados en resultados financieros y
en rendimiento o resultados clinicos, presentan interesantes ventajas tedricas, ya que pueden
contribuir a fijar precios razonables, ajustados a la efectividad clinica de los MH, ayudar en
actividades de farmacovigilancia y reducir el riesgo y la incertidumbre sobre posibles

fracasos.

Sin embargo, hay numerosos obstadculos en su disefio, falta de evidencias,
implementacion y seguimiento que amenazan su difusion. Su principal reto es la articulacion
de los mecanismos necesarios para mitigar los obstaculos administrativos, y asi armonizar

sus evaluaciones mediante el respaldo politico e institucional necesarios.

En la Siguiente tabla se resumen aspectos importantes de los modelos de innovacion
analizados, destaca la evolucion que han tenido a través del tiempo y la utilidad para los
propdsitos en la investigacion y desarrollo de medicamentos huérfanos, asi como sus
diferentes enfoques, en los cuales los mas recientes se basan méas en la cooperacion y las

alianzas estratégicas con diversos actores y los enfoques econdémicos y de mercado presentes.
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Tabla 2. Caracteristicas de los Modelos de innovacion revisados en la literatura.

Primera
Generacion
(Por etapas)

Segunda
generacion
(Necesidades
de mercado)

Tercera
generacion
(retroalimenta
cion)

Cuarta
Generacion

Industria
interna
Academia

Industria
Academia

Industria a
nivel
organizacional.
Vinculaciones
con el cliente y
sus necesidades

Industria

v Planeacion de capacidades
tecnoldgicas

v/ Administracion de la innovacion a
través de 1&D

v Produccion de tecnologias en
productos y procesos

v Identificadores de mercado

v Evaluacion de tecnologia

Documentacion

Mejora de procesos
Proteccion de la innovacién
Optimizacion

Vigilancia tecnolégica

AN N NN

v Documentacion e identificacion de
la tecnologia

v' Andlisis de Tecnologia y su
importancia en el mercado

v' Adquisicién y asimilacion de
Tecnologia

v Proteccion del conocimiento

v Explotacion de los recursos
tecnolégicos generados

v/ Evaluacion de la competitividad.

v Disefio de la estrategia tecnolégica.

Enfocado a las necesidades de la administracion
tecnoldgica. Y la generacion de tecnologia.

Integra la tecnologia al modelo de negocios.
Se enfoque es sobre la aplicacion de la tecnologia al
modelo de negocios y al marketing.

Enfocado al proceso interno operacional de la firma
retroalimentandose constantemente con la opinion
del cliente.

Enfocado a la produccion de investigacion y
desarrollo de Tecnologia patentable.

Ofrecen una estructura clara y solida sobre el
proceso de innovacion y la busqueda de llevar
productos tecnologicos al mercado.

Enfocado a una busqueda de la consciencia
tecnoldgica y de innovacion recurrente interna.
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(Procesos
Integrales)

Quinta
Generacion de
redes

Sexta
Generacion
(Open
inoovation)

Centros de
investigacion
externos
Colaboracion
con otras
industrias.

Industria
Academia y
Centros de
Investigacion
Politicas
Publicas
Vinculaciones
colaborativas
con:
proveedores
Agentes de
mercado.

Centros de
investigacion y
universidades
Industrias.
Vinculaciones
gubernamental
es.

v

Incremento del patrimonio

tecnoldgico.

v

Implementacién de las fases de

desarrollo.

v
v

v

Vigilancia tecnol6gica.
Proteccion de las innovaciones.

Documentacion e inventario de

recursos

AN NN N N N

AN N N N NN

Evaluacion interna organizacional.

Vigilancia tecnoldgica.
Asimilacion de la Tecnologia.
Transferencia de Tecnologia.
Administracion de proyectos.
Proteccion de las innovaciones.
Implantacion de tecnologia.

Vigilancia tecnolégica,
Planeacion

Habilitar tecnologia.
Proteccidn de la Tecnologia
Implantacion de tecnologia
Innovacion.

La estrategia tecnologica implica evaluar el grado
de riesgo implicito, el esfuerzo tecnolégico, la
administracion de recursos financieros y la posicion
en el mercado.

Su organizacion del proceso es sistematica
incluyendo etapas integrales.

La planeacion es muy importante para las
estrategias tecnolégicas.

Enfocado a objetivos a corto, mediano y largo
plazo.

Anélisis interno y externo del entorno
organizacional.

Destaca los valores organizacionales de la empresa.
La gestidn tecnologica incluye actividades en
diferentes direcciones y sectores organizacionales,
lo cual es de utilidad para innovar tecnologia en
diversas areas y etapas del proceso.

Sus procesos de dividen en actividades de gestion
de la tecnologia y procesos de innovacion por
separado.

Se considera un modelo simple con un proceso de
gestion tecnologica sistematizado.

Muestra los resultados a través del tiempo,
permitiendo evaluar el proceso durante su
desarrollo.

La importancia en el valor del cliente es
fundamental.
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Nombre del
Modelo

Modelo de
Analisis de
decisiones
multicriterio
MADM
(Aleksandra
Baran-Kooiker,
2018)

Modelo de
innovacion
abierta para
farmacos
guiados por 1&D
(Edward S.
Dove, 2012)

Modelo de
negocios de
riesgo
compartido
(Artero, Llano,
& Poved, 2012)

Entidades
participantes y
Asociaciones.

> Profesionales
independientes

Tipo de
modelo
(generacion)

0
Quinta especializados
R en el érea.
Generacion > Certros de
FeE investigacion.
> Industria.
> Sector
Gobierno
> Vinculaciones
Sexta con la Industria
i6 y el gobierno
Generacion S S
(il i investigacion
Inovation) otblicos y
privados.
> Entidades
financieras.
Sexta > Sector
i gobierno.
Generacion et
fﬁg;e,';ﬁon) privada.
> IESy centros
de

investigacion.

Actividades

v Investigacion.

v/ Administracién de recursos.
v Eleccion, ordenacion y
clasificacion de alternativas.

v' Evaluacion de tecnologia.
v' Administracion de recursos
tecnoldgicos y financieros.

v Investigacion masiva y
documentada de manera digital
principalmente.

v Administracion de recursos
compartidos.

v" Evaluacién de tecnologia.

v’ Establecimiento de acuerdos.

v Investigacion y analisis de
opciones.

v Clasificacion y eleccion de
alternativas.

v Evaluacion de tecnologia.
v/ Administracion de recursos
tecnoldgicos y financieros.

v" Andlisis constante de resultados.

v" Acuerdos de mercado.

Factores Clave de competitividad

Resulta de utilidad para decidir la financiacion y el
acceso a nuevas tecnologias, como es el caso de la
generacion de nuevos medicamentos.
Seccionamiento de los recursos, procesos y
actividades a desarrollar.

Comprension integral de la situacion y las
estrategias competitivas.

Involucramiento de aspectos sociales como
seguridad, eficacia y costo.

Son de utilidad para facilitar y enriquecer el
conocimiento en el sector farmacéutico.

Propone un camino répido y de calidad para la
investigacion y desarrollo, lo que es de ayuda en la
generacion de nuevos medicamentos.

Por medio de bases de datos poblacionales , se
impulsa el descubrimiento y la validacién de
nuevas tecnologias y su valor agregado a la
sociedad.

Impulsa el acceso a los medicamentos por un
periodo reglado al mercado.

Aportan informacion valiosa sobre la efectividad de
los tratamientos y, por consiguiente, para estudios
de efectividad comparada.

Ayudan y dan tiempo para tomar mejores
decisiones en aspectos financieros como el precio:
criterios de eficacia y efectividad relativas, coste-
efectividad incremental e impacto presupuestario.
Son acuerdos basados en valores sociales como la
salud publica.
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4.2.Experiencias Internacionales.

En algunos paises se han incorporado distintas alternativas para promover el acceso de
la poblacién a medicamentos innovadores y estratégicos (Fontana & Uema, 2005). Por
ejemplo, en Estados Unidos, Inglaterra, Canada y Francia entre otras, el fomento hacia la
produccion de medicamentos de alto costo se realiza bajo una coordinacion de los 6rganos
gubernamentales responsables por la politica sectorial con el apoyo de instituciones
académicas que ven la investigacion como un instrumento clave en su desarrollo y prestigio
de su nacién. En paises como los Estados Unidos, los centros con grandes inversiones
publicas en investigacidn basica en salud respecto a tratamientos innovadores se realizan con

colaboracién del sector privado.

Como ya se ha mencionado, los medicamentos huérfanos son casos particulares cuyo
desarrollo y produccién tiene caracteristicas muy independientes de los medicamentos mas
comunes, los criterios generalmente usados para el analisis y evaluacion de medicamentos
convencionales incluyen en su gran mayoria criterios de costo y efectividad del medicamento,
y Unicamente bajo éstos criterios, los tratamientos y medicamentos para tratar enfermedades
raras suelen no ser atractivos para considerarse en los planes y proyectos de la industria

farmacéutica (Cortés, 2015).

Es recomendable que modelos tradicionales de innovacion en medicamentos
convencionales usados por farmacéuticas se adapten o redisefien en coordinacion con los
diferentes actores involucrados para abordar el asunto y las dificultades que conlleva el
desarrollo de medicamentos huérfanos, y a su vez mediante politicas adecuadas, se posible

Su acceso a mas pacientes con enfermedades raras.

Algunas de las herramientas de intervencion del gobierno en asuntos regulatorios de
medicamentos huérfanos aplicadas de forma coordinada y articulada por las autoridades

correspondientes, pueden mejorar el acceso a los medicamentos de alto costo y fuentes
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limitadas, como se sugiere en Sudamérica de acuerdo con el documento de la organizacién

panamericana de la salud.
Algunas de las actividades planteadas se mencionan a continuacion (OPS, 2009):

» Actividades para el desarrollo de politicas integradas que promuevan la investigacion e
innovacion:
o Definir prioridades de innovacion basada en las necesidades sanitarias.
e Promover mecanismos para la financiacién de la 1+D y la transferencia de
tecnologia
e Aumentar la capacidad instalada de la cadena productiva y la oferta de productos
sanitarios.
e Movilizar el compromiso politico y asegurar la articulacion interministerial en el
desarrollo e implementacion de las politicas farmacéuticas, de ciencia y

tecnoldgica, de industria/economia.

» Actividades para la gestion de la propiedad intelectual orientada a contribuir a la
innovacion y promocion de la salud pablica:

e Asegurar la incorporacion de las flexibilidades de los Aspectos de los Derechos
de Propiedad Intelectual relacionados con el Comercio (ADPIC) en los marcos
legales y regulatorios nacionales.

e Evitar la perpetuacion artificial de patentes o la concesion de patentes no
justificadas.

e Mejorar la calidad de las patentes otorgadas.

e Mejorar laeficiencia del sistema de patentes: modificar las condiciones y criterios
de concesion, basada en la presuncion de validez, la transparencia, los

mecanismos de oposicion de la concesion y otros.
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Evaluar el impacto de los cambios en los derechos de propiedad intelectual sobre
acceso a medicamentos a través de la aplicacion de diferentes modelos

metodologicamente probados.

» Actividades para la evaluacion de la innovacién e incorporacion de nuevas tecnologias

sanitarias:

Establecer un procedimiento regulador para la evaluacién de tecnologias
sanitarias que determine los criterios y metodologias para los estudios
comparables.

Fortalecer la capacidad nacional y regional para conducir estudios de evaluacion
econdmica.

Articular los resultados de la evaluacién econémica comparativa con los procesos
de la regulacién de precio y financiacion del medicamento.

Aplicar los resultados de los estudios comparativos de la evaluacion tecnolégica
y econdmica como criterio fundamental para la incorporacion de las nuevas

tecnologias en los sistemas de salud.

» Actividades para realizar una financiacion selectiva:

Regular la demanda para medicamentos definiendo qué productos seran cubiertos
por esquemas de financiacion colectiva y variando los médulos de copago.
Implementar criterios de seleccion para orientar la cobertura y financiacion de los
medicamentos.

Para los sistemas de copago, diferenciar el nivel de copago en funcion de la

capacidad de pago por parte del individuo y el costo del tratamiento.

La negociacion y regulacion de precio

54



Determinar la capacidad del Estado de negociar precios para productos bajo
exclusividad en el mercado y basado en el poder de adquisicion del Estado.
Evaluar opciones para la regulacion de precios para medicamentos de alto costo
y fuentes limitadas, basado en criterios para orientar el precio; por ejemplo, el
valor aportado del medicamento en relacién con los ya existentes y el precio de
referencia en otros paises.

Desarrollar mecanismos transparentes para evaluar y diseminar informacion
sobre precios de los medicamentos, que estén dentro del contexto de competencia

o exclusividad.

> Actividades de gestion de compras publicas e insumos:

Promover la negociacion centralizada a nivel nacional con compras
descentralizadas para medicamentos de alto costo y fuentes limitadas.
Consolidar la demanda en el sector publico incorporando las necesidades de la
seguridad social y otros actores del sector.

Buscar de forma sistematica las alternativas terapéuticas para medicamentos de
alto costo, y desarrollar estrategias de negociacion por esquemas de tratamiento.
Evaluar oportunidades para ejecutar compras publicas entre diversas naciones;
por ejemplo, Fondo Rotatorio para la compra de vacunas, o el Fondo Rotatorio

Regional para suministros estratégicos de salud publica de la OPS.

» Promocidn en el uso racional de medicamentos y la prescripcion adecuada:

Desarrollar y aplicar de forma estricta y como prioridad formularios terapéuticos
y guias estandares de tratamiento para los medicamentos de alto costo.

Incentivar la prescripcion eficiente y eliminar los incentivos subjetivos para la
prescripcion de los medicamentos que no son los mejores en relacion costo-

efectividad.

55



La cooperacion para el desarrollo de esquemas que faciliten el desarrollo y la
produccion de medicamentos huérfanos incluye el seguimiento de procedimientos para la
certificacion de los medicamentos, en dichos procedimientos se podria profundizar el apoyo
en cuestion de investigacion, realizacidn de consultorias técnicas o agilidad en los tramites
necesarios acelerando los procesos de accesibilidad de medicamentos que se encuentran aln

en regulacion y/o certificacion para su comercializacion.

De esta forma en una etapa posterior, se mejoraria el alcance y acceso a estos
medicamentos por parte de las personas que las requieran, a su vez se podria mejorar el
proceso continuamente, por lo que es importante tener en cuenta los requisitos y pasos para

el proceso de certificacion de medicamentos.

Por otro lado, también se han realizado cooperaciones gubernamentales para el impulso
de la investigacion y el desarrollo, un caso es el de Espafia y Japdn, que han realizado una
fuerte colaboracion en investigacion biomédica, que pueda colaborar en el diagnostico

oportuno de enfermedades raras.

Manuel Posada, director del Instituto de Investigacion en Enfermedades Raras (IIER)
del Instituto de Salud Carlos 111 en Espafia (ISCIII), ha mencionado en conferencias que se
esta trabajando en la prevencion de enfermedades raras desde edades tempranas, apoyandose
en un consorcio con Japon del que es socio el ISCIII, y que se basa en tres objetivos (Posada
& Martin, 2008):

1) El diagnostico oportuno de las enfermedades raras, para ello, se ha fundado una red
internacional (Japon tiene un 30% de éxito en el diagndstico en este punto).

2) La basqueda de tratamientos y desarrollo de medicamentos.

3) El impacto benéfico para la sociedad y el conocimiento de las enfermedades raras.

De acuerdo con la literatura revisada, también se ha observado que las compafiias que

empezaron a incorporar mas regulaciones a sus actividades de 1&D mejoraron
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significativamente en sus innovaciones y ventas respecto a regulaciones con demasiadas
flexibilidades (FDA, 2019) (ICORD, 2012), lo cual se piensa que ocurrio debido a que éstas
regulaciones incitan a mejorar los procesos de innovacion y a buscar la excelencia en el

proceso mejorando calidad.

Otro aspecto interesante se presenta en los modelos de innovacion en la industria
farmacéutica, en el cual se reporta que en general las empresas pequefias de biotecnologia
exploran caminos e investigaciones en mas areas innovadoras que sus competidores mas
grandes y complejos muchas veces evaden, (Barrera, 2018) (CONACYT, 2017) y esto puede
producir colectivamente mas investigaciones con significativamente menos recursos, por lo
que podria ser un factor para considerar y renovar el o los modelos de 1&D farmacéuticos
encontrados relacionados con MH. Las tendencias sefialan que hay una baja en la produccién
de tratamientos innovadores y mayores gastos en I1&D cada afio en las grandes compaiiias
(Arenas & Mauricio, 2019).

Otra alternativa para sobrellevar el problema de la falta de informacion en los modelos
sobre medicamentos huérfanos, es la ciencia émica (E. Frigolet Maria, 2017), la cual se ha
relacionado recientemente con el desarrollo y descubrimiento de medicamentos de
caracteristicas genOmicas, particularmente en un tema denominado como “medicina
integrativa”, que sugiere el analisis y recopilacion de informacion completa y profunda de

ciertas enfermedades, para lo cual la sintesis y recopilacion de informacidn es indispensable.

Otro camino para la atencion de las enfermedades raras son las terapias farmacoldgicas
personalizables (Ribes, Gonzales, & Justel, 2013), aunque se piensa que todavia son
selectivas pues se enfocan en el desarrollo de pruebas de diagnéstico complementarias
identificando previamente a los pacientes mas adecuados para determinada terapia, en
ocasiones con el uso de medicamentos huérfanos, los cuales requieren de numerosos ensayos

clinicos que dificilmente se consiguen en la practica real, sin embargo las bases de datos y
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los biobancos representan una de las formas Optimas y rapidas de habilitar la medicina

personalizada con plazos de desarrollo reducidos.

Con el objetivo de superar los obstaculos que genera la falta de informacion disponible
y publica en la aplicacion y el aprovechamiento de la tecnologia para la salud humana, los
biobancos y las bases de datos estan aprovechando cada vez mas los modelos de innovacion
denominados “modelos de innovacion abierta” u “open innovation” (Bogers, 2017), asi como
el acceso abierto a la informacion, el intercambio de opiniones entre expertos y asociaciones

de patentes.

De acuerdo con la investigacion sobre las ciencias integrativas de Edward S. Dove, si
bien es optimista su aplicacion para la recoleccién de informacion, también podria estimular
una variedad de problemas éticos, legales y sociales, incluidos los que giran en torno al
consentimiento, la privacidad y la proteccion de la propiedad intelectual. (Edward S. Dove,
2012).

4.3.Experiencias Nacionales

La industria de México, a pesar de contar con un mercado interno muy atractivo, tiene
serias limitaciones para el desarrollo tecnologico. Muy pocos recursos se invierten en 1&D,
y la falta de articulacion entre los laboratorios de investigacion y la industria provocan que
México sélo tenga logros ocasionales en innovacién y una dependencia de alta tecnologia
(José Luis Solleiro, 2014).

El sector farmacéutico es de los méas importantes en el mundo y en América Latina,
México represento el 2° mayor mercado en la década pasada, esto se asocia con la capacidad
de produccion de medicamentos de alta tecnologia (Secretaria de Economia, 2013), es uno

de los sectores con mayor competitividad, y por ende las estrategias de competitividad
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basadas en la tecnologia e informacion juegan un papel muy importante en el éxito o fracaso

de dicho sector industrial.

En la literatura documental se han postulado diversos enfoques para abordar la cuestion
de la inteligencia tecnoldgica, de las cuales sobresalen dos relevantes al desarrollo de
medicamentos huérfanos, uno es el enfoque basado en los recursos (EBR), y otro el enfoque

basado en el conocimiento (EBC) (Manzanares & Gémez, 2008).

Por un lado, en el EBR se plantea la estrategia de innovacién tecnolégica como una
trayectoria llevada a cabo por una empresa para desarrollar y desplegar el conocimiento
colectivo de la empresa y convertirlo en un activo innovador y con valor agregado para la
compafiia. (Dosi, 1982) (Christensen, 2001) (Zahra & Covin, 1993). A su vez, en el EBC, el
conocimiento también es un activo clave, pues mientras cumpla con ser innovador, Unico e
irremplazable es considerado como el recurso estratégico mas importante para la empresa
(Drucker, Managing In Time of Change, 1995) (Bierly & Chakrabarti, 1996).

Retomando la importancia de las estrategias tecnoldgicas y de innovacion, podemos
observar que en ellas se busca administrar y alinear entre otros recursos organizativos, los
activos intangibles referentes a la inteligencia tecnoldgica, y que buscan proponer esquemas
para el éxito organizacional en funcion a los objetivos planteados (Garavelli, Gorgogline, &
Scozzi, 2004).

De acuerdo al enfoque de la estrategia organizacional, podemos clasificar la estrategia
de innovacion tecnoldgica en 4 tipos, cada compafiia puede adoptar una estrategia Unica para
todo su proceso o0 una combinacion de mas de una en diversos aspectos de su organizacion.

Las 4 estrategias mencionadas son las siguientes:

> La estrategia del lider tecnolégico, que lanza primero al mercado la tecnologia

innovadora.
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» La estrategia del adaptador inteligente, que la copia y en ocasiones ajusta 0 mejorar de
acuerdo a sus propios objetivos.

> La estrategia del primero en adoptar, que la implementa con practicamente las mismas
caracteristicas del lider, pero lo hace en un tiempo menor que el adaptador inteligente.

» La estrategia del imitador, el cual adapta la tecnologia ya probada sin alguna
modificacion o mejora y después de que ya sea han obtenido resultados positivos con su

implementacion.

México se ha considerado como uno de los paises que siguen una estrategia tecnologica
mayoritariamente de imitador, y a pesar de ello, se le considera con un gran potencial en la
industria farmacéutica para la innovacion (Piedras & Rebolledo, 2013), sin embargo, ha
permanecido en la fase de “aprender haciendo” sin evolucionar todavia hacia el desarrollo de
industrias lideres en el desarrollo de medicamentos innovadores (Guerrero & Jiménez, 2009).
Esto sin lugar a duda esté relacionado con los objetivos econémicos del sector industrial
farmacéutico en Meéxico, pues se ha observado una creciente participacion de los
medicamentos genéricos en contraparte al decremento en el desarrollo de medicamentos

innovadores.

La industria farmacéutica internacional ha encontrado que el retorno de la inversion
por medio por estrategias de mercado legales y el enfoque en la calidad en medicamentos de
pronta liberacion de patente, es mas alto que los resultados econémicos obtenidos de la
investigacion y el desarrollo de nuevos productos y eso mismo se esta aplicando en México
al menos desde el afio 2009, donde se aprecia en un estudio (Ernesto Trens Flores, 2009), el
impacto que han sufrido de las patentes en medicamentos registradas en el IMPI; y
posteriormente en el 2011 con la implementacion de la estrategia publica de liberacion de
medicamentos genericos el cual elevo la oferta de éstos medicamentos, bajando asi la
demanda de los medicamentos de patente a pesar de respetar sus garantias de exclusividad
(Tépoz & Soto).
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Esta situacidn podria parecer obstaculizadora para la 1&D de MH, sin embargo, desde
otro enfoque como el que han llevado a cabo en la Union Europea, parece una oportunidad
para darles valor agregado al presentar estimulos fiscales a éstos medicamentos mediante una

extension del tiempo de exclusividad como medicamentos innovadores (EUROCERD, 2014).

En México, todos los medicamentos huérfanos pasan por un proceso de aprobacion
(DOF, 2013) el cual les es otorgado por la Secretaria de Salud y posteriormente se integran
al cuadro basico de instituciones como el IMSS o el ISSSTE para tratar a pacientes con

enfermedades raras afiliados.

Algunos programas del sector farmacéutico han obtenido el Premio Nacional de
Tecnologia, los cuales son casos exitosos de organizaciones mexicanas que muestran
claramente que la colaboracion de gestion, el establecimiento de redes, la definicion de
estrategias para financiar el desarrollo tecnoldgico mediante incentivos del gobierno, la
inteligencia competitiva, la rapida adopcién de tecnologias, la colaboracidén con empresas e
institutos de investigacion avanzada, la formacion permanente y mejora continua son factores

clave para el éxito (Solleiro, Teran, Lépez, Inurreta, & Castillo, 2014).

Algunos otros casos de éxito documentados en la industria de la innovacion
farmacéutica son la compafiia de biotecnologia de Probiomed y el Instituto Bioclon; las
cuales han desarrollado un modelo de gestion de la tecnologia que les ha permitido
desarrollar ventajas competitivas e incursionar en diversos mercados con un antidoto contra
la picadura de alacran desarrollado en méxico, pero probandolo en EU, y aprovechando
estrategiocamente la legislacion sobre medicamentos huérfanos de ese pais (José Luis
Solleiro, 2014).

Otro ejemplo es la clasificacion dentro de las estrategias de negocios, que por un lado
busca e identifica nuevos mercados para las innovaciones, el desarrollo de actividades como

marketing, el aprovechamiento de incentivos fiscales en medicamentos huérfanos
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aprovechando los parametros en determinadas regiones, para incrementar la rentabilidad. Por
otro lado, en conjunto con estrategias administrativas y de cooperacion, un factor de éxito es
el establecimiento de un adecuado programa de proteccion y licenciamientos de la propiedad
intelectual (Solleiro J. L., 2010).

Se debe de contemplar también la Optima proteccién de los recursos tecnoldgicos
(tangibles e intangibles) desarrollados dentro de la empresa o con centros de investigacion y
universidades, de manera que se puedan maximizar los beneficios econémicos derivados de
su explotacion comercial. EI conjunto de los titulos de propiedad intelectual se considera
como una coleccion de activos fundamentales que le afiaden valor y pueden ser Utiles para la
negociacién de convenios de colaboracion con otras empresas 0 instituciones, asi como para
la obtencién de recursos financieros para la realizacion de investigacion (Solleiro, Teran,
Lopez, Inurreta, & Castillo, 2014). La definicion de una estrategia de Pl es elemento clave
que posibilita enlazar las actividades de 1&D con el factor comercial y por ende de innovacion

exitosa.

En la estrategia de cooperacion, destaca la formacion de redes de cooperacion por
regiones, la cual enlazaria las actividades realizadas por diferentes especialistas en
determinados campos de una manera organizada y aportaria valor al proceso, asi como el
establecer alianzas estratégicas y acuerdos por escrito cuando sea necesario, ya sea con
proveedores, distribuidores o incluso con la comunidad cientifica y médica profesional. Estos
factores a su vez estdn relacionados con las actividades de los factores clasificados en la
estrategia administrativa para la generacién de un plan tecnoldgico, en el cual es

indispensable la cooperacién tecnoldgica.

En la estrategia administrativa, podemos agrupar diversos factores como el
involucramiento de la alta direccion en las tomas de decisiones directas con la innovacion, lo
cual puede influir en otros aspectos como el destinar mayores recursos a la investigacion

interna de la organizacion y el desarrollo de buenas practicas de calidad, asi como en el buen
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desempefio de un plan tecnoldgico a realizar en paralelo con la estrategia de cooperacion e

incluso en ocasiones con la estrategia de negocios.

En el desarrollo de un plan tecnoldgico estratégico para la innovacion en la industria
farmacéutica, se han documentado actividades que sugieren el éxito organizacional como el
planteamiento objetivos claros, la evaluacion de competencias internas tecnologicas, o la
vigilancia tecnologica, que puede ser Util para localizar y analizar las tecnologias disponibles,
contactar a los posibles proveedores y negociar los términos adecuados para la transferencia,

lo cual es un asunto determinante para el éxito.

Es importante definir los elementos que contempla el paquete tecnologico, lo cuales
son la tecnologia de producto, tecnologia de equipo, tecnologia de proceso y tecnologia de
operacion.Ademéas de contar dentro del plan tecnoldgico con un plan de asimilacién
tecnologica, que debe de estar enfocado y centrado en la capacitacion del personal y la
documentacion de la tecnologia, de acuerdo con los resultados esperados de las distintas fases
de los procesos de desarrollo y adquisicion para que se incrementen asi las probabilidades de

éxito.

El proposito es que el personal encargado tengo completo dominio de sus funciones a
realizar posteriormente y, en resumen, cuente con la documentacion de los diferentes
elementos del paquete tecnoldgico, la capacitacion del personal y la operacién eficiente en la

planta, lo cual forman parte del proceso de asimilacion de la tecnologia.

4.4.Caracterizacion de la industria farmacéutica mexicana relacionada

con medicamentos huérfanos y su evaluacion (anélisis FODA).

El desarrollo de innovaciones de naturaleza tecnologica es afectado por factores de

oferta (disponibilidad de conocimiento) y de demanda (impulso por el mercado), asi como
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por la regulacion aplicada al sector farmacéutico con controles de calidad cada vez mas

estrictos y rigurosos en la innovacion de medicamentos.

El ambiente o entorno de la industria farmacéutica, puede ser caracterizado por factores
tanto nacionales e industriales. Los nacionales comprende los insumos e incentivos
nacionales para la innovacion, ambito institucional o politica, mientras que los factores
industriales comprenden la estrategia organizacional administrativa interna y la de
cooperacion tecnologica con diferentes entidades, asi como actividades clasificadas en la

estrategia de negocios previamente mencionada.

Tratar de desmenuzar las caracteristicas esenciales que conllevan al éxito de una
empresa farmacéutica de innovacion es una tarea compleja, y depende en gran medida de los
diversos enfoques con los que se analice, el presente trabajo se ha centrado en una alternativa
para tratar de mitigar el problema de las enfermedades raras, y buscar impulsar el desarrollo
de medicamentos huérfanos, para lo cual en el presente capitulo se realizard un analisis
FODA sobre el desarrollo de medicamentos huérfanos en Mexico, y los factores a incluir se
clasificaran de acuerdo a la entidad o al actor involucrado, los cuales principalmente son la
industria, el gobierno y su papel como promotor en el desarrollo de MH, y por Gltimo los

centros de investigacién y tecnologia.

A su vez, los factores analizados del FODA se clasificaran en factores internos o
externos organizacionales, asi como de vinculacién en los cuales se incluiran las actividades

relacionadas con las cooperaciones y alianzas organizacionales estratégicas.
Fortalezas:

La principal fortaleza por parte de la industria en el desarrollo de MH es la riqueza de
capital y la buena capacidad tecnoldgica con las que cuentan las grandes organizaciones, la
cual es incluso més fuerte cuando se logran alianzas estratégicas adecuadas con una

vinculacion eficiente (CONACYT, 2017).
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Por el lado del actor gobierno, la institucionalizacién de algunos procesos y la emision
de normas son caracteristicas ya mencionadas que sobresalen y exigen la calidad y excelencia
en los procesos de desarrollo de nuevos medicamentos, las instancias para la toma de
decisiones, asi como las guias de evaluacion, como lo es para la negociacion centralizada en
precios, del analisis del comité consultivo de moléculas nuevas (CCMN) dénde entran los

desarrollos de medicamentos huérfanos.

Alineado a las politicas gubernamentales de nuevos medicamentos y a las actividades
e investigacion tecnoldgica, hay instituciones que brindan apoyo a los procesos, como
Comisién Coordinadora para la Negociacion de Precios de Medicamentos e Insumos para la
Salud (CCNPMIS) brindando perspectivas diferentes a la valuacion de Nuevos
medicamentos, o la CENETEC con apoyos técnicos, facilitando la articulacion en los

diversos procesos.
Debilidades:

La fragmentacion de salud, y sus incipientes sistemas de seguimiento y procesos de
valuacion, seguimiento de tecnologias, asignacion de recursos son caracteristicas de las
debilidades en cuanto al sistema de salud mexicano, en donde estan involucradas
directamente las relaciones gubernamentales (PMFarma, 2019) (Secretaria de Economia,
2013)

En los Centros de investigacion, donde se da el principio de innovacion para nuevas
moléculas y medicamentos. Algunos poseen capital humano especializado, pero no se
observa la integracion de estos con las capacidades tecnologicas de las empresas y es notoria
la falta de asignacion o eliminacion de presupuestos enfocados a 1&D, por lo que las

vinculaciones y relaciones son una debilidad que resalta.

Con relacion a las vinculaciones entre los actores que pudieran colaborar, la gran

mayoria de las empresas encuestadas en un estudié de CambioTec, no mantiene relacién de
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colaboracién y vinculacion con universidades y centros de investigacion. Las que lo han
intentado, declaran dificultades como un alto nivel de burocracia que retrasa cualquier

proyecto de colaboracion (CamBioTec, 2010).

Por otra parte, la falta de incentivos institucionales a los académicos para que presten
servicios tecnolédgicos o desarrollen proyectos contratados con empresas, y que tampoco
existan procedimientos institucionales para manejar proyectos con empresas ni capacidades
de gestion de la vinculacion reflejan una debilidad que bien puede convertirse en area de
oportunidad realizando las acciones en conjunto para mejorar la cooperacion entre la

industria, el gobierno y los centros de investigacién y tecnologia especializados.

Respecto a los recursos humanos, el porcentaje del personal altamente capacitado en
México se mostraba bajo en comparacion con paises lideres en innovacion y tecnologia en
2007 (Gomez, 2008). En un estudio de Solleiro y Teran, se indica que el tipo de personal en
mayor proporcion respecto a su capacitacion es el nivel técnico, de ingenieria e investigacion
(Solleiro, Teran, Lopez, Inurreta, & Castillo, 2014). En un estudio de la Comision
Coordinadora de institutos Nacionales de Salud y Hospitales de Alta Especialidad, se muestra
a detalle que el personal con formacion y la capacitacidén de recursos humanos para la salud
en general ha ido decreciendo para México del afio 2009 al 2015 (Comisién Coordinadora

de institutos Nacionales de Salud y Hospitales de Alta Especialidad., 2015).
Oportunidades:

El Gobierno mexicano y su aparente predisposicion a que la salud sea garantia de todo
mexicano segun el articulo 4° de la constitucion mexicana (Constitucion Politica de los
Estados Unidos Mexicanos, 2019) es una oportunidad para que se encaminen las acciones
pertinentes para el impulso y la generacion de innovaciones en nuevos medicamentos,
ademas de otras acciones administrativas como generacion de guias para evaluacion y

seguimiento de enfermedades que ayude a la investigacion basica y aplicada.
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Los apoyos gubernamentales (como estimulos fiscales y/o apoyos a la innovacion
tecnologica, entre otros) son solicitados con mayor frecuencia por las grandes empresas; en
cambio, las empresas de menor tamario suelen financiar sus proyectos innovadores con sus
propios recursos (CamBioTec, 2010). Sin embargo, también se ha mencionado en la literatura
muchas de las empresas del sector farmacéutico de menor tamafio no cuentan con el personal

capacitado para solicitarlos.

Hasta la primera década del presente siglo, se notaba un decremento en la cantidad de
innovaciones farmacéuticos, lo cual se le atribuia tanto al ambiente externo y los cambios en
las politicas de liberacion de nuevos medicamentos, como a factores administrativos de
innovacién, (Possani, 2003) (Solleiro J. L., 2010), sin embargo, en los departamentos de 1&D
algunas empresas de hoy en dia, se cuentan con cientificos de alto nivel y mantienen vinculos
con centros de investigacion o universidades. Lo que ha reflejado un notable aumento en la
calidad de vida de las personas en general (Astobiza, 2020) ( (OCDE, 2022) , y por lo tanto
la medicina ha experimentado en las Ultimas décadas un gran avance en innovacion y en

desarrollo de nuevos medicamentos.

En cuanto a la investigacion cientifica, el monitoreo, el uso de informacion, la
asistencia a cursos y conferencias en el pais y en el extranjero, la suscripcién a revistas
comerciales y técnicas, la adquisicion de libros, consulta a centros de informacion o a
empresas consultoras, y la utilizacion de bancos de datos no se llevan a cabo en forma
sistematica en la mayoria de los casos (CamBioTec, 2010), por lo cual representa una

importante area de oportunidad a desarrollar para el desarrollo de medicamentos innovadores .

La inversion privada y los recursos enfocados a la innovacion de medicamentos es la
principal area de oportunidad del sector industrial farmacéutico, pues se observo en 2004 que
anualmente se formaban més de 600 alianzas entre empresas farmacéuticas y biotecnoldgicas

con un valor cercano a los 30,000 millones de dolares. Una tercera parte de esto se gasta en
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investigacion basica y dos terceras partes en desarrollos de fases clinicas, especialmente en
la fase 1l (Gassmann, 2008).

Otra area de oportunidad a destacar es la cooperacion entre universidades y centros de
investigacion con la industria, ya que no se observa una creciente preocupacion en general
de los investigadores por establecer relaciones con empresas, en alguna literatura se ha
mencionado el desinterés de los investigadores en actividades de comercializacion y de

cooperar para el escalamiento de sus propios descubrimientos (Possani, 2003).

Otro factor que puede considerarse una oportunidad es la aperturay la relativa facilidad
con la que laboratorios e inversiones extranjeras pueden importar medicamentos innovadores,
y genéricos, por lo que la disponibilidad y el acceso a nuevos medicamentos se muestra como
una oportunidad desde la eliminacion del requisito de planta en 2008, ya que se espera que

esta medida promueva un mercado de medicamentos genéricos mas eficiente (DOF, 2013).
Amenazas:

Algunos aspectos sobre el seguimiento a proyectos de investigacion se ven afectados
por cambios que se presentan en cada cambio de gobierno a nivel municipal, estatal y
nacional, los cuales pueden impactar severamente en forma negativa en el seguimiento de las
iniciativas propuestas en diferentes planes de desarrollo de México, por lo que hay un riesgo
sobre el estancamientos de propuestas proyectadas a largo plazo, y aunado al tiempo que
requieren las investigaciones para desarrollos de nuevos medicamentos, estas ponen en riesgo

si no se le apoya de la misma manera a como se preve desde el inicio.

Un ejemplo importante de este aspecto fue la eliminacion del requisito de planta en
2008, el cual a pesar de que plantea una importante agilizacion del proceso para la
importacion de medicamentos genéricos e innovadores, de acuerdo con el comité de
competitividad (CESOP Comité de Competitividad, 2010), a costa de tener mayor control en

la entrada de medicamentos que no cumplieran con los requisitos de propiedad intelectual en
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el pais, la medida puede ocasionar un impacto directo sobre la afectacidn a las farmacéuticas
con plantas ya establecidas que actualmente producen estos medicamentos, ademas de
impactos sociales para los trabajadores de las farmacéuticas, y una afectacion tanto a la

innovacion como a la seguridad y eficacia de los medicamentos a desarrollar.

Por parte del sector industrial, la rentabilidad se ha visto reducida principalmente por
el incremento en los costos de materias primas que en su mayoria son importadas, asi como
también el costo que implica cumplir con normativas sanitarias y permisos de las distintas
autoridades (Guerrero & Jiménez, 2009), otro aspecto que podria ser una amenaza es la
carencia de personal o equipo especializado para llevar a cabo actividades de vigilancia
tecnoldgica. La basqueda de informacién la realizan por cuenta propia, impulsadas por
alguna necesidad especifica, es decir, esta practica es realizada de forma informal y no es
sistematizada en manuales en la mayoria de las industrias de innovacién biotecnoldgica de

acuerdo con un estudio realizado (Arenas & Mauricio, 2019) (José Luis Solleiro, 2014).

Por altimo, por parte de los centros de investigacion y universidades, los desacuerdos
respecto a los derechos de autor y la propiedad intelectual de los descubrimientos y
desarrollos puede obstaculizar el proceso de 1&D de MH en cada una de sus etapas (Possani,
2003) (Yeverino Juarez, 2015).

En la siguiente figura 7, se presenta un diagrama que sintetiza el analisis FODA

realizado en el presente capitulo:
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Figura 5. Resumen del analisis FODA del desarrollo de medicamentos huérfanos en México.
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Fuente: Elaboracion Propia.

La figura 5 nos presenta un planteamiento de las fortalezas, oportunidades, debilidades
y amenazas identificadas en nuestro analisis FODA para el caso de México. Haciendo a su
vez una clasificacion de estos 4 factores de acuerdo con los actores involucrados, en los
cuatro casos se establecen acciones para la industria, el sector gubernamental y los centros
de investigacion cientifica-tecnoldgica. Destaca por parte de las fortalezas la capacidad de

vinculacion de la industria-gobierno-ciencia para el desarrollo de tecnologia siempre y
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cuando haya incentivos fiscales y se aprovechen adecuadamente recursos tecnolégicos como

la velocidad y la cantidad de informacion masiva de hoy en dia.

En las oportunidades hay opciones por parte de la interaccion gobierno-industria y con
ayuda de los modelos de innovacion y otras actividades de investigacion ayudar a la
accesibilidad de nuevos medicamentos, aprovechando los programas ya establecidos de
apoyo a la innovacion y proponiendo estimulos fiscales en pro de satisfacer las necesidades

de salud oportuna para todos.

Por parte de las debilidades se observa que hace falta mayor participacion en general
de los actores involucrados para estas labores tanto por parte de la industria, como de los
centros de investigacion y los programas gubernamentales para estimular el desarrollo de
medicamentos y tratamientos destinados a tratar con padecimientos de baja prevalencia.
Ademas de un mejor esquema de colaboracion entre los 3 actores que fortalezca la confianza

y estimule los esfuerzos en conjunto.

Las amenazas se centran en el riesgo de la poca rentabilidad esperada por parte de los
desarrollos tecnoldgicos alcanzados, y por ende poca continuidad e inversion a nuevos
proyectos relacionados, ademas de desacuerdos por parte de las garantias involucradas y los
derechos de las nuevas patentes, la propiedad intelectual, asi como la generacion de nuevos

desarrollos tecnoldgicos.
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5. Propuestas de modelos y estrategias que impulsen la
investigacion y el desarrollo de estos medicamentos en el pais.

El modelo de innovacidn propuesto con el objetivo de impulsar y promover los proyectos
de investigacion y desarrollo de medicamentos huérfanos se basa en los modelos de
innovacion de tipo “open innovation” (Schuhmacher, Germann, Gassmann, & Oliver, 2013),
y el modelo de innovacion de redes también conocido como “innovation model networking
process” (Gay, 2014).

Las caracteristicas de los modelos de redes se apoyan en la interaccién entre los diferentes
actores involucrados en el proceso de innovacion y desarrollo de medicamentos huérfanos,
por lo que hay tener claro quienes son los participantes involucrados nos permitira analizar

mejor su participacion y sus posibles acciones encaminadas a nuestro proposito.

Las enfermedades crénicas son complicadas en general, constituyen un desafio
importante que ha debido asumir la salud pablica, y se consideran que son causa importante
del aumento en el costo sanitario de salud publica, se estima que en los paises occidentales
son responsables del 75% del gasto sanitario y de mas del 80% del gasto farmacéutico

(Avellaneda, 1zquierdo, Torrent-Farnell, & Ramon, 2007).

5.1Establecimiento y disefio de esquemas y estrategias para promover los
procesos de innovacion en el caso de la industria farmaceutica mexicana
de MH.

Las caracteristicas a destacar del modelo presentado en el presente trabajo es la
acumulacion de tecnologia e informacion y el enfoque de la innovacion rapida, su
importancia se hace evidente en el caso de las enfermedades raras con caracteristicas cronicas,
en las cuales el tiempo es un factor fundamental que necesita gestionarse lo mejor posible

para poder cumplir con el propdsito de brindar los medicamentos adecuados a los pacientes
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que las requieran, para que la mayoria de las enfermedad raras degenerativas no avancen
demasiado, ademas de que el trastorno organico o funcional de dichas enfermedades, obliga

a una modificacion en el modo de vida del paciente, el cual persiste durante largo tiempo.

Las redes de innovacion se han presentado como una respuesta a la tendencia mundial
de transnacionalizacion del conocimiento, pues a través de diversas formas de interaccion
promueven la cooperacion de los diversos actores en el proceso, (Valdivieso, 2000), se
apoyan para ello de diversas tecnologias de comunicacion, y se basan entre otras
herramientas administrativas, de una estrategia organizacional funcional de tipo incremental,
en la cual se alimenta la informacion de la organizacion continuamente de acuerdo a las
necesidades emergentes y hallazgos que se realicen continuamente con las herramientas de
diagnostico, evaluacion e implementacion de innovaciones con la finalidad de tener nuevos

conocimientos en la organizacion.

Por otra parte, factores de la innovacion en redes como el desarrollo de enlaces
cercanos con proveedores y alianzas estratégicas, las creaciones de bases de datos y el
involucramiento de todos los niveles en el disefio y desarrollo de actividades, son clave para
el libre acceso compartido de la informacién entre los actores involucrados, lo cual es
importante considerar en cualquier modelo a presentar sobre la cooperacion y el fomento

para desarrollar nuevos medicamentos.

En la industria farmacéutica, tanto de manera interna como externa, la integracion
sistematica organizacional es fundamental debido a que se involucran tanto el enfoque de
aprendizajes internos como de aprendizajes externos, y de esta manera se genera un camino

hacia la innovacién abierta.

La innovacion abierta ha permitido las colaboraciones entre diferentes actores de tal
forma que se beneficien mutuamente de recursos externos, tanto tangibles como intangibles,

(Kenichi, 2020). Para incentivar y fomentar el proceso de desarrollo de medicamentos
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huérfanos, los actores involucrados en el modelo de innovacion propuesto en el presente
trabajo y descritos en el capitulo 4, son el sector industrial farmacéutico, el sector cientifico,
el sector gobierno encargado a su vez de administrar y buscar el mejor panorama para la
salud publica del pais, y por ultimo la organizacion civil de pacientes y personas interesadas

en las enfermedades raras y los medicamentos huérfanos.

El modelo de innovacion propuesto estima que la informacion de mayor utilidad puede
venir de proveedores de insumos y servicios para el sector farmacéutico, un ejemplo es el
uso de clusteres de industrias farmacéuticas en Argentina para la convergencia en comun de
unidades de I&D en un Unico espacio fisico cercano a un grupo de unidades de salud, en el
cual ademas se prevé que haya posteriormente un laboratorio de servicios técnicos y de
investigacion médica. Asi destacan las posibilidades de desarrollar productos retrovirales y
productos relacionados con sus enfermedades con mayor incidencia en la region. (Arteche &
Welsh, 2013).

La estrategia propuesta en el presente trabajo incluye el proceso ciclico del desarrollo
de medicamentos huérfanos pasando por la vigilancia tecnoldgica, la evaluacion de la
tecnologia, lo que posteriormente conllevaria a la investigacion y desarrollo de manera mas
profunda en el campo para posibilitar el comercio y distribucion de los medicamentos en los
pacientes que los requieran, y con ayuda de la farmacovigilancia poder llevar un adecuado
analisis del buen funcionamiento y seguridad de los mismos, usando las correspondientes

practicas que se requieren para la aprobacion durante la fase 3 y 4 de farmacovigilancia.

El siguiente Diagrama muestra la propuesta general del proceso involucrado, y las

etapas a considerar en el desarrollo tecnol6gico de medicamentos huérfanos.
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Figura 6. Propuesta del proceso tecnoldgico para incentivar la 1&D de medicamentos

huérfanos.

Farmaco- Vigilancia
Vigilancia Tecnolégica

Comercio y
Distribucién de
MH

Evaluacian
Tecnoldgica

I1&D de MH

Fuente: Elabotracion propia

El proceso tecnologico se basa en los requerimientos analizados e identificados sobre
las actividades tecnoldgicas consideradas mas importantes sobre el desarrollo de
medicamentos huérfanos, tales etapas son: la vigilancia tecnoldgica, la evaluacion de
tecnologia, la investigacion y el desarrollo de medicamentos huérfanos, asi como actividades
posteriores de distribucidn y comercializacion de los mismos, seguidos de la correspondiente
farmacovigilancia para garantizar el control y seguridad de los medicamentos a futuras
reacciones adversas o consecuencias, debido a la baja o escasa incidencia de pacientes

previstos.
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El modelo de innovacidon propuesto busca asimismo ser flexible y ciclico con sus etapas,
que sirva como una herramienta administrativa para futuras mejoras y mediciones o
adecuaciones que se le puedan agregar e incluso modificar para un mejor uso, por lo que la
simpleza del diagrama es de gran utilidad al poder ampliar o incluso modificar el disefio del
diagrama a conveniencia de acuerdo con el anélisis a proponer, se busca que sea de utilidad

para posibles innovaciones incrementales en un futuro.

El diagrama propuesto pretende ademas describir las relaciones con algunos de los
actores principales involucrados en el proceso tecnoldgico del desarrollo de medicamentos
huérfanos, e incentivar las relaciones e intereses por estos actores determinados para la
cooperacion e involucramiento en el desarrollo de nuevos medicamentos, sin embargo,
algunas de sus limitaciones son precisamente la incertidumbre que conlleva los intereses
particulares de cada entidad involucrada, asi como el planteamiento adecuado y preciso de

los esquemas de beneficios a corto, mediano y largo plazo.

El modelo tecnologico propuesto conlleva una serie de procesos y etapas con sus
respectivas caracteristicas y actividades orientadas a mejorar y facilitar el desarrollo de
medicamentos innovadores como los medicamentos huérfanos, las etapas se describen

brevemente en la siguiente tabla. asi como algunas de sus actividades a considerar de manera

general.
Tabla 3 Descripcion del proceso Tecnologico propuesto
Proceso tecnoldgico Caracteristicas Actividades
La vigilancia tecnoldgica. Conlleva una inteligencia | Planeacion estratégica.

competitiva del  mercado,
incluyendo la  dimension | Retroalimentacion
estratégica o de negocio y
realimenta continuamente a la | Analisis de mercado y otros
Planificacion Estratégica. factores.
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Proceso tecnoldgico

Caracteristicas

Actividades

Detectar sefiales de cambio,
tendencias, reacciones,
amenazas y oportunidades

Evaluacién de tecnologia

En esta etapa es necesario usar
la informacién obtenida de la
vigilancia tecnoldgica, para
para la eleccion del siguiente
paso tecnolégico, el cual
conlleva al desarrollo de
formulaciones  de  forma
segura, eficaz, estable y de
calidad en los medicamentos.
Por lo que se requiere que
todos estos estudios sean
adecuados y sigan la norma
correspondiente.

Investigacion y el desarrollo
tecnoldgico

Estudios de caracterizacion de
principio activos,

Desarrollo y puesta a punto de
los métodos analiticos mas
adecuados para la valoracién
de la sustancia activa y de las
sustancias relacionadas.

Investigacién y el desarrollo
de medicamentos huérfanos

Se realiza el correspondiente
desarrollo del medicamento
innovador en la medida de lo
posible, debido al escaso
nimero de pacientes para los
requerimientos especificados
en los estudios de fase 3y 4, se
busca que las formulaciones
sean tecnicamente viables, y

gue cumplan con las
especificaciones prefijadas
para definir su perfil de
seguridad y eficacia

terapéutica.

Desarrollo de medicamentos

Realizacién de pruebas mas
técnicas y especializadas como
estudios no-clinicos y
posteriormente clinicos

Distribucién y

comercializacion

Incluye todas las operaciones
de logistica relacionadas con
los usuarios de los
medicamentos innovadores, ya
sean  éstos los  mismos
pacientes, especialistas en el

Negociaciones con los canales
de distribucion.

Planificacién estratégica de la
logistica
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Proceso tecnoldgico

Caracteristicas

Actividades

campo, o0 distribuidoras
especializadas para diversos
puntos de venta y otros centros
de salud.

Planeacién de cobertura de
acuerdo al mercado objetivo, el
cual se considera seria
reducido para algunos
medicamentos.

Farmacovigilancia

El objetivo de esta etapa es
recompilar toda la informacion

Blsqueda y recopilacién de
informacion obtenida sobre los

generada en las anteriores | medicamentos de interés.
fases, y en el seguimiento de
los medicamentos en los | Analisis situacionales de los
pacientes. Una vez compilado | casos encontrados, estudios
se realizaran los tramites | comparativos.

correspondientes  para  su
aprobacion por el organismo o

agencia competente.

Colaboracion con otros centros
y redes de informacion.

Las etapas y caracteristicas mencionadas en la tabla de arriba nos permite visualizar
algunas ventajas competitivas como la vigilancia tecnologica, lo cual permite identificar
diversos factores a considerar para el éxito o fracaso de un proyecto determinado, el
seguimiento y cumplimiento de normas que son fundamentales y que conllevan calidad a la

empresa, ademas de asegurar la eficacia y seguridad de los medicamentos innovadores.

Sin embargo, hay que considerar aquellos puntos fuertes y debilidades que nos ayuda
a visualizar adecuadamente las ventajas y desventajas del proceso, lo cual también es una
tarea importante a la hora de desarrollar con eficacia un modelo de innovacion con el enfoque

hacia los medicamentos huérfanos.

Una herramienta de utilidad para comprender y estudiar algunas ventajas y desventajas
sobre el plan tecnoldgico a largo plazo es usando el analisis del sector mediante las 5 fuerzas

de Porter (Porter, 2005). cuyo analisis en el sector farmacéutico se presenta a continuacion:
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Fuerza 1. Rivalidad entre Competidores. En la industria farmacéutica en general hay
rivalidad con la apertura de los medicamentos genéricos lo cual hace que se bajen
constantemente los precios de los medicamentos (Solleiro J. L., 2010), pero con los
medicamentos huérfanos no ocurre asi, ya que, al tener exhaustiva exclusividad de mercado
para su desarrollo, podria considerarse fortaleza en el sentido de poder recuperar las

inversiones realizadas.

Fuerza 2. Poder de Negociacidn con Proveedores. Existen barreras tanto econémicas como
legales en el desarrollo de nuevos medicamentos, por parte de las econdmicas, estan la
produccion de los principios activos, la actividad de 1&D que suele canalizarse en el pais de
origen de la farmacéutica multinacional o en manos de unas pocas naciones con condiciones
maés favorables, esto suele ocasionar competencia por el mercado en lugar de cooperacion
por impulsar el desarrollo innovacion, por lo que para el desarrollo de medicamentos
huérfanos, la interaccion con proveedores podria considerarse una debilidad en este aspecto
debido a al desinterés de algunas entidades farmacéuticas por la cooperacion internacional
para la 1&D (Frias, 2000).

Fuerza 3. Amenaza de Nuevos Competidores. Por otro lado, existen tanto facilidades como
obstaculos legales respecto a las autorizaciones para el acceso a algunos productos
relacionados como insumos o materia tecnoldgica de medicamentos innovadores, esto puede
considerarse una fortaleza para los medicamentos huérfanos, lo cual se acenttia ain mas con
la vinculacion de la Ley de la Propiedad Industrial con el Reglamento de Insumos para la
Salud, ya que determina la obligacién de considerar la vigencia de las patentes antes de que

la autoridad otorgue un registro sanitario para un medicamento genérico (W. Viscusi, 2000).

Fuerza 4. Productos Sustitutos. En el caso de MH. Las alternativas medicinales para los
pacientes pueden ser de diferentes tipos, algunas opciones son los medicamentos
homeopaéticos, herbolarios, 0 genéricos, sin embargo se considera muy elevado el costo de
los estudios requeridos y del tiempo de vigencia y validez otorgados a cualquier medicamento,
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por lo que en éste aspecto, las Unicas alternativas son consideradas como amenazas 0
debilidades al sistema de salud formal, ya que en regiones donde la cultura considera el uso
de productos alternativos homeopéticos y herbolarios como alternativas eficientes para la
salud, al no haber suficiente informacion al respecto sobre su origen y la regularidad de
consumo de éstos productos, resulta incierto su impacto a la rentabilidad de los

medicamentos huérfanos.

Fuerza 5. Poder de Negociacion con compradores. En el aspecto de los principales clientes
0 mercado objetivo para los productos huérfanos terminados, hay que considerar 3 casos

particulares muy diferentes por sus caracteristicas:

v El consumidor final, el consumidor final seria el paciente de la enfermedad rara en
cuestion relacionada con el medicamento huérfano, no cuenta con poder de negociacion,
salvo que se cuente con el apoyo de otras entidades de salud publica o de asociaciones de
tipo ONG, pero en la mayoria de los casos se ven limitados a seguir instrucciones del
profesional de la salud de acuerdo con sus ingresos. Por lo cual es una fortaleza
considerando desde el punto de vista de la rentabilidad.

v El especialista o prescriptor, estos clientes son buscados por empresas farmacéuticas
para incrementar su participacion en el mercado, en el caso de los medicamentos
huerfanos , lo que ayuda mucho es la divulgacion de la informacion y la especializacion
en éstas enfermedades, las vias de informacion es importante en éste sentido y puede
también considerarse una fortaleza sabiendo aprovechar las nuevas tecnologias y las
redes de informacién al alcance de cada vez mas especialistas alrededor del mundo.

v’ Los distribuidores o compradores mayoristas. Ellos compran a laboratorios y si tiene
poder de negociacion en el precio, pero en México, durante los ultimos afios, se ha
organizado un Comité Negociador de Precios de Medicamentos en el que participan los
grandes compradores del sector publico federal (IMSS ISSTE, Sedena, Pemex, Semar)
para negociar mejores condiciones y precios para los productos con patente vigente, los

cuales estan exentos del requisito de licitacion.
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Este esquema de compras consolidadas ha fortalecido el poder negociador de este sector
(SSA, 2019). Por lo que el precio aun siendo para los distribuidores mayoristas sigue

considerandose una fortaleza para el caso de los medicamentos huérfanos.

La posicion de una marca también podria considerarse una barrera en cualquier producto
innovador farmacéutico, en el caso de los medicamentos huérfanos podria existir mas
difusion e impacto dentro del mercado objetivo usando las nuevas tecnologias de las
informacion y comunicacion para ello. Sin embargo, esto implicaria mayores costos de
inversién en mercadotecnia, costos que serian considerados riesgosos en el caso de los

medicamentos huérfanos.

Otras actividades que se pueden caracterizar mediante un modelo de innovacién

mencionadas por Solleiro y Castafion ( (Solleiro J. L., 2010) son las siguientes:

v El manejo exitoso de los flujos de produccion, materias primas e inventarios.

v La gestion exitosa de mecanismos de interaccidn entre planeacion mercadotécnica,
investigacion y desarrollo (1&D) formal, disefio, ingenieria y produccion industrial.

v’ La capacidad de combinar actividades internas de 1&D e innovacién con la cooperacion
tecnoldgica con universidades y otras empresas.

v' La capacidad de incorporar definiciones mas exactas de las caracteristicas de la demanda
y de la evolucion de los mercados en estrategias de disefio y produccion.

v La capacidad de organizar relaciones interempresariales exitosas con proveedores de
materiales y componentes y clientes.

v Los procesos seguidos para mejorar las capacidades de trabajadores y empleados a través
de inversiones en entrenamiento especializado, asi como en la generacion de niveles mas

altos de responsabilidad del trabajador en la produccion.

Como un ejemplo de éxito en un modelo de innovacion de un proyecto registrado
como medicamento huérfano es un innovador antidoto contra veneno de alacranes
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llamado: “Alacramyn”, lanzado al mercado en México en el 2000 y aprobado por la
Administracion de Alimentos y Medicamentos de Estados Unidos en 2011 (FDA, 2019),
éste proyecto se origind mediante un desarrollo tecnoldgico y de propiedad intelectual,
desde 1990 al 2015, el cual ha involucrado a diferentes sectores y actores a lo largo de la

red de innovacion de las ciencias biologicas en México.

Principalmente fue un producto de una cooperacion entre el Instituto de
Biotecnologia de México (I1Bt) y la Universidad Nacional Autonoma de México (UNAM),
las cuales recibieron algunas patentes sobre inmundgenos recombinantes y antidotos
contra venenos de alacranes y arafias (CONACYT), (Patifio, 2009) (Vazquez, 2011).

Posteriormente el Instituto Bioclon uso acuerdos de transferencia tecnoldgica con el
IBty la UNAM vy se desarrolld el proceso de fabricacion industrial para el antidoto contra
el veneno de alacran antes de completar el desarrollo de un producto comercial viable,
incluyendo el periodo de pruebas clinicas y la inversion de $40 millones en nuevas plantas

de produccidn en el Estado de México. (Ezell, 2018).

El proyecto del antidoto contra el alacran ha sido un éxito, siendo reconocido en el
2005 como parte fundamental del modelo de innovacion exitoso del Instituto Bioclon y
premiado con el Premio Nacional de Tecnologia de México (PNTI, 2018), ademas de que
en ventas a nivel mundial en 2011 alcanzaron los $100 millones, y aumentaron a $500

millones en el 2017.

El anti-veneno “Anascorp” fue aprobado por la FDA como un medicamento huérfano.
Lo que favoreci6 a la compafiia con beneficios sobre derechos de propiedad intelectual
adicionales, los cuales incluyen siete afios de exclusividad de mercado en relacion con la
manera en que funciona Anascorp. Puesto que cualquier otro antidoto de escorpion

competidor que salga tras la aprobacion de la FDA debera usar un compuesto 0 método
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diferente y novedoso. EI modelo de innovacion planteado por Bioclon y que termind en

el desarrollo de un medicamento huérfano exitoso plantea 6 actividades esenciales
(Solleiro J. L., 2010):

1)

2)

3)

La deteccion del problema, la cual con la inteligencia competitiva se apoya para
identificar, colectar y analizar informacion sobre el entorno y las actividades propias
de su organizacion y su estrategia; y a su vez se ayuda con informacion oportuna para
la toma de decisiones.

En este paso se requiere a su vez una adecuada gestion de bases de datos y dentro de
lo posible vigilancia tecnoldgica basada en redes de contactos de los propios
empleados, quienes son pieza fundamental en la operacion estratégica, pues obtienen,
evaltan y comunican informacién tecnoldgica, econémica y de negocios, acuden a
ferias, exposiciones, seminarios, conferencias.

Dichas actividades en su mayoria no fungen como una asignacion de tiempo completo

sino como una actividad parcial y complementaria a sus actividades principales.

La identificacion de las opciones tecnoldgicas apropiadas, lo cual en el caso de los
medicamentos huérfanos se relaciona con ser la creacion de una entidad de
especialistas que funjan como consultores externos de investigacion y que realicen
estas actividades abarcando el area de las ER alrededor del mundo.

Se puede desarrollar la tecnologia internamente o contratarlo, pero hay varios factores
a considerar como capacidades disponibles para el desarrollo, de la gravedad de la
enfermedad a estudiar, o el costo y la factibilidad de los ensayos clinicos por regiones

de acuerdo con las diferentes oportunidades y desarrollos.

La seleccidn de la tecnologia, ya que entre mas se conoce sobre las caracteristicas de
la oferta tecnolégica como rendimientos, garantias, precio de las licencias, nivel de

competitividad frente a otras tecnologias, cobertura y vigencia de la proteccion
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mediante titulos de propiedad intelectual, grado de desarrollo o la escala reproducible
de la tecnologia, mas adecuada resulta la seleccion y negociacion para la adquisicion

que realice.

4) Lanegociacion. En la cual puede intervenir intereses de apoyos gubernamentales o de
otras entidades interesadas en el desarrollo de medicamentos especificos para
determinadas enfermedades o en general para combatir el problema de las
enfermedades raras y su baja disponibilidad de medicamentos en la mayoria de los

Casos.

5) Laasimilacion de la Tecnologia, la cual debera ser aquélla que resulte mas apropiada
para los objetivos y condiciones de la empresa, en este caso el estudio y desarrollo de
medicamentos innovadores para enfermedades raras, lo cual representa en si el
verdadero reto, y resulta muy Util el uso de las redes de informacion para una

asimilacion tecnoldgica adecuada.

6) La proteccion de la propiedad intelectual. El aspecto en el que el sector gobierno esta
involucrado y puede apoyar de manera notable al desarrollo de medicamentos
innovadores es en los tramites y los beneficios involucrados para estos medicamentos,
tal y como es el caso del veneno de alacran y sus ventajas obtenidas por la FDA en
Estados Unidos respecto a la vigencia de la patente.

5.2Propuesta de mecanismos de colaboracidn para incentivar los procesos de

innovacion en el caso de la industria mexicana de MH.

Una vez descritos y presentadas algunas las caracteristicas del modelo de innovacion a
proponer para la investigacion y el desarrollo de medicamentos huérfanos, recapitulamos que

los principales actores involucrados en el modelo son:
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e Los centros de investigacion e instituciones académicas
e El sector comercial farmacéutico

e El sector gubernamental

Mencionamos ademas que el modelo propuesto estd basado en los modelos de
innovacion conocidos como “open innovation” e “innovacion de redes”, por lo que la
comunicacion y la interaccion entre los diferentes actores es un aspecto fundamental el éxito
y desarrollo de los objetivos a mediano y largo plazo. Por lo tanto, las actividades e
interacciones de los diferentes actores involucrados en nuestro modelo estan intrinsecamente

relacionadas con el proceso tecnoldgico propuesto en la seccion anterior.

El papel de los centros de investigacion e instituciones académicas es principalmente
el de recopilar, estudiar, analizar, y administrar el conocimiento ya existente en cuanto a las
enfermedades raras y sus posibles tratamientos, ademas de buscar generar e innovar el
desarrollo y promocidn de nuevas lineas y proyectos de investigacion que ayuden a mitigar

las probleméticas de las enfermedades raras en todo el mundo.

La industria farmaceéutica es el actor que podria aportar mas en el aspecto financiero y
asi estar més involucrado en los proyectos relacionados con medicamentos innovadores,
también puede realizar estudios referentes a los aspectos de mercado y econémicos, asi como
estrategias de negocios Yy distribucidon incentivando la cooperacion de los actores

involucrados y facilitando la transferencia de tecnologia.

Por su parte, el gobierno puede apoyar la promocion e incentivacion del desarrollo e
investigacion de nuevos medicamentos con programas de incentivos y estimulos tanto para
el sector industrial o el sector académico que se interese en la investigacion y el desarrollo
de medicamentos que ayuden a mitigar el problema de las enfermedades raras y la carencia

de medicamentos para la mayoria de estas.
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El modelo de innovacidn presentado en este trabajo propone que dentro del proceso
tecnoldgico propuesto. Sean sefialados y especificados los procesos o actividades y sus
relaciones méas importantes de los actores involucrados en la investigacion y el desarrollo de
medicamentos huérfanos, que se muestre de manera clara y flexible dicha interaccion y qué
por su simpleza, sea de facil comprensidn y adecuacién para futuros trabajos mas completos

que destaquen, adapten o mejoren el trabajo presente.

Por su parte en la siguiente ilustracion se presenta un esquema del proceso tecnologico
presentado previamente, y agregando los actores involucrados ademas de sus actividades a

desarrollar vinculandolas con la etapa del proceso tecnoldgico en el que se relacionan.

Figura 7. Propuesta de la estrategia basada en el modelo de “open innovation” para

incentivar la 1&D de medicamentos huérfanos.

Nuevas INVestigaciones

Industrias Estudios de Factibilidad
Farmacéuticas M

Centros de

Farmaco- Vigilancia Investigacion

Vigilancia Tecnologica

Comercioy
Distribucion de
MH

Evaluacion
Tecnoldgica

\ncentivo y
gstimu'oS

. 1&D de MH
Gobierno

I Fomento e Incentivos l

Fuente: Elaboracion propia.

86



El modelo presentado plantea que, mediante el desarrollo de la investigacion
farmacologica y una adecuada planeacion tecnoldgica, es posible afrontar el problema y
mediante las redes de innovacion y cooperacidn, para que se promueva y se desarrollen
nuevos descubrimientos en el sector de la medicina o en la farmacologia para que se generen

innovaciones.

Esto podria ser de utilidad para el tratamiento de las enfermedades raras en general y
al desarrollo de farmacos innovadores, que puedan de utilidad para el tratamiento de
enfermedades mas prevalentes, en cuyo caso mas que un apoyo para el desarrollo de
medicamentos huérfanos, se estaria buscando atender a las indicaciones clasificadas como
enfermedades raras con medicamentos ya utilizados en otras indicaciones, un ejemplo es el
ibuprofeno, utilizado en el tratamiento del cierre del Ductus Arteriosus persistente, la cual es

una enfermedad huérfana (Avellaneda, Izquierdo, Torrent-Farnell, & Ramon, 2007).

Para incentivar y fomentar el proceso de desarrollo de medicamentos huérfanos, el
modelo de innovacion propuesto estima que la informacion de mayor utilidad puede venir de
proveedores de insumos y servicios para el sector farmacéutico, un ejemplo de un caso
aplicado es el uso de clusteres de industrias farmacéuticas en Argentina para la convergencia
en comun de unidades de 1&D en un Unico espacio fisico cercano a un grupo de unidades de

salud involucrados en el proyecto. (Arteche & Welsh, 2013).

El sector gobierno puede incentivar y estimular politicas en colaboracion con los demas
sectores, y este aspecto es de fundamental importancia para el éxito del modelo de innovacion
presentado. La politica industrial puede estimular la creacion de empresas, sectores, cadenas,
aglomeraciones y clusters ya establecidas, promoviendo asi la innovacion, desarrollo de

nuevos productos, procesos y negocios en colaboracion.

Estas y otras actividades son fundamentales para mejorar el acceso a medicamentos

innovadores como los medicamentos huérfanos, y lograr que sean accesibles para aquellos
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pacientes que las necesitan. Una adecuada reforma o politicas de salud para todos se relaciona
con un incremento significativo en el desarrollo de medicamentos para la industria
farmacéutica y la demanda de la creacion de nuevas estructuras de adquisicion y suministro

de medicamentos a nivel federal y estatal.
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Conclusiones

A lo largo del presente trabajo, se revisaron algunas problematicas, y se recopild
informacion sobre modelos de innovacién en diferentes partes concluyendo que es posible
establecer un modelo particular para el caso de México, pues con las caracteristicas bien
establecidas de los modelos de informacion analizados son compatibles con caracteristicas
que pueden implementarse por parte de los principales actores involucrados: la industria, el
sector gubernamental y el sector cientifico tecnolégico en sus respectivos niveles de
adecuacion y con la suficiente informacion requerida, es posible generar mejores estrategias
y programas con el fin de mejorar el acceso y el desarrollo de tratamientos para enfermedades

raras.

Ademas, aungue no se reporta en la literatura la cifra de las personas afectadas por
enfermedades de baja prevalencia en el pais, es posible mejorar la calidad de vida de la
poblacion en general, pues muchos de estos padecimientos se pueden detectar en pruebas a
temprana edad como el tamiz neonatal en recién nacidos, o incluso darles mayores atenciones
en el caso de que hubiera mayor informacion, especializacién, preparacion y divulgacion
sobre el tema, por lo que la consolidacién de actividades encaminadas a la salud de estos

pacientes resulta indispensable para lograr los objetivos planteados.

El analisis de los modelos de innovacion en la industria farmacéutica tiene una relacion
directa entre la gestion de la innovacion y la competitividad, la cual se relaciona a su vez con
un crecimiento constante por parte de la industria farmacéutica por décadas, crecimiento que
es factor clave para la investigacion, el desarrollo y la produccién de nuevos medicamentos
huérfanos en todo el mundo. Por lo que es indispensable seguir encaminando esfuerzos para

fortalecer este sector industrial y los futuros trabajos de investigacion relacionados.

Es evidente ademas la importancia para el éxito en los modelos de innovacion con

medicamentos huérfanos, la cooperacidn sinérgica entre los participantes involucrados, en el
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presente trabajo se enfatizd en los participantes generales como entidades de gobierno, la
industria farmacéutica, el sector salud y sector relacionado con la investigacion. Todos con

actividades esenciales dentro del modelo de innovacion propuesto.

Destaca la relacion encontrada entre diversas estrategias revisadas en la literatura sobre
la innovacion en la industria farmacéutica, las cuales se clasificaron cada una con diferentes
actividades, pero todas se relacionan al final para la conjuncion de un plan de accion

tecnologico en el cual las actividades se basan en la cooperacién tecnolégica.

Destacamos también como factores indispensables de los modelos de innovacion
enfocados a las enfermedades raras una adecuada documentacion y vigilancia de la
informacion, asi como su acceso y distribucion por parte de los actores principales, y el
registro y seguimiento de las enfermedades raras en el pais, de manera que pueda darse la

cooperacion y comunicacion entre los participantes de manera oportuna.

Hay que tener en cuenta que el modelo de innovacion planteado, podria mejorarse con
informacion mas precisa sobre las enfermedades raras en el pais, con un mejor panorama
respecto a la situacion de México, podria considerarse el factor del tiempo de desarrollo de
nuevos medicamentos, ya que éste puede variar en un rango muy amplio debido a que se
estima un campo muy amplio y diverso de enfermedades raras existentes en el pais, para las

cuales no se sabe con certeza si hay o no algun desarrollo de medicamento para su tratamiento.

Una mejora en la calidad de la informacion en el pais, proporcionaria un mejor
panorama en México respecto a las enfermedades raras, y una vez identificadas con mayor
precision, podrian usarse herramientas de priorizacion para su atencion, investigacion y
desarrollo respecto a los medicamentos huérfanos, asi como una propuesta en el presupuesto
nacional a designar para optimizar los gastos de inversion en salud considerando los

resultados a obtener sobre la situacion de las enfermedades raras en el pais.
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Recomendaciones para futuros trabajos.

El modelo de innovacién presentado puede enriquecerse estudiando la influencia o
participacion de entidades tecnoldgicas, ademas de los participantes ya mencionados en el
presente trabajo, podrian estudiarse entidades de inteligencia artificial, asi como todo lo
relacionado con tecnologias de ultima generacion y la automatizacion de bases de datos para

recabar la informacién de manera eficaz.

Por otro lado, existen asociaciones civiles e interesadas en las enfermedades raras que
también podrian aportar informacion y actividades muy valiosas para la investigacion en el
campo de las enfermedades y sus tratamientos, ademas de ayudar a encontrar soluciones a
las problematicas de acceso a los medicamentos para los pacientes involucrados.

Se recomienda ademas ampliar el enfoque sobre la vigilancia tecnoldgica, la
competitividad y la mejora continua, actualizar la informacién disponible, y de ser posible
evaluar y hacer estudios de factibilidad del modelo propuesto o en su defecto de alguna

variante que se implemente en un futuro.

Se pueden encaminar futuros trabajos relacionados usando enfoques alternativos a la
perspectiva tradicional en el plan de marketing en medicamentos huérfanos, se pueden
considerar por ejemplo una perspectiva adaptada de las 4Ps realizada por Etterson, Conrado
y colaboradores, hacia diferentes valores de mercado como una solucion a la problematica
del acceso a éstos medicamentos, su valor terapéutico y mejora en la calidad de vida, o la

educacion al respecto de las enfermedades raras (Ettenson, Conrado, & Knowles., 2013).

Por otro lado, se recomienda también generar mayores herramientas de evaluacién y
seguimiento de la informacion respecto a las enfermedades raras, la mejora continua y
actualizaciéon de las bases de datos y el acceso a ellas de manera eficaz, asi como la
realizacion de estudios sobre el impacto y los efectos en la sociedad al implementar este tipo

de modelos de innovacioén.
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