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15 ANOS DE INNOVACION BASADA EN
LAS NECESIDADES DE LOS PACIENTES
PARA GARANTIZAR EL ACCESO ALOS

MEDICAMENTOS

Lecciones, desafios y oportunidades para el futuro

Lainiciativa Medicamentos para Enfermedades
Olvidadas (DNDJ, por sus siglas en inglés) fue
creada enrespuestaalafrustracion de médicosy la
desesperacion de pacientes frente a medicamentos
ineficaces, altamente toxicos, no disponibles,
inasequibles o simplemente inexistentes.

En 2003, elConsejo Indio de Investigacion Médica
(ICMR), la Fundacion Oswaldo Cruz de Brasil, el
Instituto de Investigacién Médica de Kenia (KEMRI),
el Ministerio de Salud de Malasiay el Instituto
Pasteur de Francia, se unen a Médicos sin Fronteras
(MSF), con la participacién del Programa Especial
de Investigaciony Capacitacion en Enfermedades
Tropicales de la Organizacién Mundial de la Salud
(TDR/OMS) para crear DNDI. Esta iniciativa obedece
aladecisién de MSF de utilizar parte de los fondos
recibidos por su Premio Nobel de la Paz de 1999
para explorar un nuevo modelo alternativo sin animo
de lucro para el desarrollo de medicamentos para
poblaciones desatendidas.

Esperamos que las lecciones aqui
descritas estimulen el debate, informen
a los encargados de formular politicas

y, en ultima instancia, mejoren la
capacidad de los sistemas de salud y de
investigaciony desarrollo (1+D) para
proporcionar los tratamientos necesarios
para los pacientes desatendidos.

Este documento es elresumen de uninforme mas
extenso que documenta los 15 afios de experiencia que
acumula la DNDjen el descubrimiento, desarrolloy la
puestaa disposicion de nuevosy mejores tratamientos
para pacientes desatendidos. Elresumen destaca los

logrosy las dificultades, con el objetivo de contribuir
alasdiscusiones que tienen actualmente lugar a
nivel mundial sobre la promociony mantenimiento de
enfoques alternativos para lainnovacion en elinterés
publico. Esperamos que las lecciones aqui descritas
estimulen el debate, informen a los encargados de
formular politicasy, en Ultima instancia, mejoren la
capacidad de los sistemas de salud y de investigacion
y desarrollo (I+D) para proporcionar los tratamientos
necesarios para los pacientes desatendidos.

Foto: Xavier Vahed/DNDi

Elinforme completo en inglés estd disponible aqui:
dndi.org/15yearsreport



http://www.dndi.org/15yearsreport
http://dndi.org/15yearsreport

Un desequilibrio fatal

Cuando se cre6 la DND/, MSF y sus socios constataron que, de
los 1.393 medicamentos nuevos que llegaron al mercado entre
1975y 1999, soloel 1,1% era para enfermedades desatendidas,
aunque éstasrepresentaran el 12% de la carga mundial de

enfermedades'. Esta situacion se debio tanto a un fallo del mercado,

ya que lasinversiones en |+D estaban impulsadas por el mercado
eignoraban las necesidades de los pacientes con escaso o nulo
poder adquisitivo, como a las politicas publicas que no lograron
corregir este fallo 2.

Afos después, se realizo un analisis de seguimiento. Aunque entre

2000y 2010 se hicieron progresos limitados, de los 850 nuevos

medicamentosy vacunas autorizados para todas las enfermedades,
solo el 4% correspondio a enfermedades desatendidas y la mayoria

fueron versiones transformadas de medicamentos existentes.

Solo el 1% de las 336 nuevas entidades quimicas (NEQs) autorizadas

fueron para enfermedades desatendidas?.
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Sélo el 1,1% de los 1.393
nuevos medicamentos

que llegaron al mercado
entre 1975y 1999 era para
enfermedades desatendidas,
aunque éstas representaran
el 12% de la carga mundial de
enfermedades.

Evolucion del modelo de la DNDi tras 15 aiios de trabajo

La DNDihasido un modelo de innovacion
experimental, tanto en sus objetivos - desarrollar
tratamientos para los que las poblaciones
desatendidas que tienen una necesidad urgente -
como en la forma en que lo hace - es decir, para
probarun modelo virtual alternativo de I+D basado,
no en la maximizacion de los beneficios, sino en

las necesidades de los pacientes. Este modelo
también tiene por objeto promover el intercambio
mas amplio posible de conocimientosy datos de
investigacion mediante un enfoque de colaboracion
y garantizar elacceso asequible a tratamientos
nuevosy mejorados, desarrollados en la medida

de lo posible como bienes publicos.

Desde 2003 se han descubierto, desarrollado

y puesto a disposicion de los pacientes ocho
nuevos tratamientos, reduciendo enfermedades,
sufrimientoy la muerte de millones de personas
yyasecomenzo areabastecerla cadenade
desarrollo para algunas de las enfermedades mas
olvidadas del mundo gracias ainversiones de largo
plazo en descubrimiento de nuevos medicamentos.

1 Trouilleretal. Drug development for neglected diseases: Adeficient marketand public-health policy failure. Lancet 2002;359:2188-2194.

DOI:10.1016/S0140-6736(02)09096-7

2 MSFandthe DND Working Group. FatalImbalance: The Crisisin R&D for Neglected Diseases. Médecins Sans Frontieres, 2001. Disponible aqui:

https://msfaccess.org/fatal-imbalance-crisis-research-and-development-drugs-neglected-diseases

3 Pedriqueetal. Thedrugandvaccine landscape for neglected diseases (2000-11): a systematic assessment. Lancet Global Health

2013;1:e371-79.2013. Disponible aqui: http://dx.doi.org/10.1016/ S2214-10
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DNDi: 15 ANOS DESPUES

DNDi celebra sus 15 aflos como organizacion de I+D sin fines de lucro, habiendo
alcanzado importantes metas cientificas y organizativas.
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El modelo de I+D alternativo sin animo de lucro de la DNDi posee caracteristicas
especificas que giran alrededor de seis principios de base:

1. SEBASAEN LAS NECESIDADES DE 3.COLABORATIVO, ABIERTOY

LOS PACIENTES

I+D centrada en los pacientes, no en los beneficios

La proximidad con los proveedores de tratamiento
localesyla cooperacién con las principales partes
interesadas, como la OMS, MSFy las comunidades
afectadas, son esenciales para garantizar que los
esfuerzosde |+D no se alejen de las necesidades
médicas de poblaciones desatendidasy los
contextos en que viven.

Los perfiles de producto objetivo (PPO) de
interés publico desarrollados con especialistas

y socios son herramientas cruciales para que los
productos desarrollados sean a lavez asequibles
y especificamente adaptados a las necesidades
de las personas afectadasy los sistemas de salud
que las atienden.

Un abordaje dindmico a la gestion de una cartera
de [+D permite que aquellos que desarrollan
productos se adapten a necesidadesy brechas
nuevas, emergentesy persistentes de [+D y vayan
alencuentro de tendencias epidemioldgicas en
trasformacion.

. INDEPENDIENTE

Independencia financieray cientifica asegurada
para garantizar un enfoque basado en necesidades,
en la definicion de prioridades y latoma de decisiones

Laindependencia cientifica es crucial para
identificar enfermedades objetivo, establecer
prioridades de [+D y orientar la toma de decisiones
durante el proceso de desarrollo de farmacos.

Una politica de financiacion que deliberadamente
proteja laindependencia es mas efectiva cuando
garantiza un equilibrio entre elapoyo publicoy

el privado, maximiza elapoyo sin restricciones
de losdonantes clave y asegura que ninguno de
los donantes contribuya con mas del 25% de la
financiacion total.
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TRANSPARENTE

Movilizacion de los sectores publico, privado,
académico, sin fines de lucro y filantrépico para
brindar la mejor ciencia para los mas desatendidos
y estimular la creacion de conocimiento a través
del descubrimiento abierto de farmacos, con el
objetivo de difundir datos, conocimientos y costos
deinvestigacion

Las organizaciones colaborativas de I+D actlan
como "directoras de una orquestavirtual"y

no pueden trabajar de manera efectiva sin la
participacion de socios publicosy privados que
compartan la vision comun de implementar
proyectos en todas las etapas del proceso de |+D.

Mas abordajes colaborativosy abiertos de 1+D,
particularmente el descubrimiento de farmacos,
pueden atraeramasinvestigadoresaun campo
desatendido, acelerarelproceso de |+D gracias ala
reduccion de la duplicaciony a un volumen mayor de
hits o leads y volver mas eficientes y menos costosas
estas actividades. Enfoquesinnovadores en materia
de descubrimiento también pueden estimular la
capacidad de desarrollo, en especial, en paises de
bajosy medianosingresos (PBMI).

Silos financiadores publicos y privados de
investigaciones elaboraran politicas claras para
incentivar la aperturay divulgacion de datos,
conocimientosy costos en todas las etapas del
proceso de |+D, seria posible intermediar mas
colaboraciones de investigacion abiertasy reducir
la duplicacion.

Esnecesarioincitaralos actores mundiales de

[+D ensalud para que se unan a la Declaracion
conjunta sobre ladivulgacion publica de resultados
de ensayos clinicos de la OMSy se comprometan a
registrartodos los ensayos en un registro disponible
publicamente, informando los resultados de cada
ensayo 12 meses después de su conclusiony
publicando los resultados en revistas especializadas
de acceso abierto.



Costos de I+D: ;Cuanto le cuesta a la DNDi desarrollar un medicamento?

Los datos historicos de DNDi sobre ocho de sus reutilizan farmacos existentes por 4-32€ millones
proyectos de desarrollo de medicamentos indican que yunanueva entidad quimica por 60-190€ millones.
los gastos directos varian de 4 a 60 millones de euros  Estos valores noincluyen estudios adicionales

por cada tratamiento desarrollado, inclusive la fase posregistroy costos de acceso, ni contribuciones en
de registro. Ajustando estos valores para considerar especie de socios de laindustria farmacéutica.

los costos medios de pérdidas materiales por fase

de desarrollo, la DNDi calcula que puede desarrollar Lea mas sobre los costos y la metodologia para

y registrar nuevos tratamientos que combinan o calcularlos en www.dndi.org/costs

Costos minimos y maximos desde el descubrimiento hasta el registro de proyectos en la cartera de la DNDj,
lanzados como costos directos y ajustados en funcion de las pérdidas materiales estandares (en millones
de euros, costo minimo y maximo por fase)

Desarrollo clinico y registro Rango de

Descubrimiento costos con
y preclinica pérdidas

Fases I, Il .
materiales

yregistro

Medicamentos existentes

. . No aplica
sin nueva formulacion

Medicamentos existentes
con nueva formulacién®

Nueva entidad quimica

*Asociaciones terapéuticas (libres o a dosis fijas) o transformacion de farmacos existentes
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.UNARED GLOBAL

Facilitacion de intercambio cientifico, utilizaciéony
fortalecimiento de la capacidad de investigaciony
estimulacion de ecosistemas y redes de innovacion,
particularmente en PBMI

Una organizacion de I+D colaborativa virtual solo
puede ser exitosa con alianzasy cooperaciones
solidasyunaredglobal. Elliderazgo del sector
publico, especialmente en PBMI, es esencial para
asegurar la sostenibilidad de los ecosistemas de
innovacion.

Escrucialla proximidad con las necesidades de
comunidadesy pacientes afectados, lo que solo

se puede alcanzartrabajando porrelaciones
ecuanimesy de confianza con médicos, cientificosy
especialistas locales, asi como pacientesy grupos
de la comunidad/sociedad civil en paises afectados.

Enlos PBMI, contar con alianzasinnovadorasa lo
largo de todo el proceso de I+D beneficiay fortalece
la capacidad de investigacion existente, facilita la
definicion de necesidades, promueve elintercambio
cientificoy posibilita elacceso. Ademas, hacer
inversiones especificas en capacitaciony mejorias
enlainfraestructura de salud, incluso en lugares
aislados, es crucial para el éxito.
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.PROMUEVE ELACCESO AMEDICAMENTOS

Tratamientos asequibles, disponibles y adaptados
a las comunidades que mas los necesitan

Aunenorganizaciones de [+D es crucial trabajar
en conjunto con socios e implementadores de
tratamientos para superar las considerables
dificultades relacionadas alintroduciry asegurar
elaccesoydisponibilidad de nuevas tecnologias
y herramientas de salud.

Elaccesodebeserunaprioridad desde el origen

de cualquier proyecto de I+D, no solo en las etapas
finales o después de laaprobaciénregulatoria. Es
necesario desarrollar programas de |+D tomando en
cuentaelacceso. Los PPO debenincluir elementos
clave para garantizar la asequibilidad, disponibilidad
y viabilidad en campo.

Esesencial eldesarrollo de colaboraciones sélidas
consocios en laindustria para garantizar una
produccion, suministroy distribucion sostenibley
asimismo es vitalinvolucrara las principales partes
interesadas, incluso a las comunidades afectadas,
para que desde un principio se cuente con liderazgo
publicoyapoyo comunitario.

Asegurar la sostenibilidad de la produccion
escrucial parael éxito; enalgunos casos, la
transferencia de tecnologia puede serun factor
clave para garantizar la asequibilidad y el acceso
alargo plazo.



6. TRANSFORMADOR

Realizacion de proyectos piloto e incubacion

de nuevos enfoques de innovacién que promuevan
lainvestigacion y el desarrollo basados en las
necesidades de la salud publica, fomentando el
liderazgo publico y que actien como defensores
informados de un sistema de investigaciony
desarrollo biomédico mas eficiente y equitativo

= Estableceruna politica de propiedad intelectual
y divulgarla publicamente puede ser fundamental
para llegar a términos dptimos en favor delacceso
en contratos.

= |lasnegociaciones son mas complejas enentornos
competitivos y/o cuando se inician en una etapa
avanzada delproceso de desarrollo, pero esto no
excluye los enfoques de acceso en los que el socio
farmacéutico se compromete a promover elacceso
y enlos que los paises estan dispuestos a hacer uso
de las flexibilidades del Acuerdo sobre los ADPIC*.
No obstante, seria Gtilincluir disposiciones sobre

Foto: Xavier Vahed/DND/

elaccesoenunaetapatempranadel proceso de
investigaciény desarrollo, cuando se utilicen fondos
publicos o filantropicos.

Los cuellos de botellaaldn son un obstaculo, pero las
estrategias regulatorias deben hacer lo posible para
contar con analisis técnicosy cientificos rigurosos
entérminos de calidad y seguridad para el paciente,
adecuados al contexto de salud publicay agiles.

Es necesario apoyariniciativasimportantes en favor
de laarmonizacionregulatoriaregional, con el
objetivo de optimizar el analisis de expedientes.

Escrucial que haya liderazgoy politicas publicas
para abordar fallos de mercado, incluyendo aquellos
que garantizan un retorno publico sobre inversiones
publicasen [+Dy que posibilitan a los paises
afectados establecer prioridades de |+D, para que
se cree unsistema mundialde I+D biomédico mas
efectivo, equitativo y orientado por necesidades.
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Conclusiones

Entre 2000y 2010, la financiacién de la salud mundial
experimentd un crecimiento intenso, una "edad de oro",
en la cual se movilizaron miles de millones de délares
para apoyar programas en los paises de bajos ingresos,
principalmente para promover la lucha contra el VIH/
SIDA, la tuberculosisy el paludismo, asi como la salud
materno-infantil. Ello ha permitido que decenas de
millones de personas reciban tratamiento o vacunacion
y ha dado lugar, por ejemplo, a una disminucién sin
precedentes de la mortalidad de los nifios menores de
cinco afos. Sin embargo, desde 2010, esta tendencia
alalza parece estarinvirtiéndose.

Almismo tiempo, el entorno politico répidamente
cambiante y volatil, en particular elaumento del
nacionalismo en todo el mundo amenaza las iniciativas
multilateralesy otrasinversiones en el sectorde la
salud mundial, incluida la asistencia internacional
bilateral para el desarrolloy margina ain mas o se
dirige directamente a las poblaciones vulnerables.

Entretanto, las enfermedades infecciosasy
epidémicas emergentes, las enfermedades no
transmisiblesy laresistencia a los antimicrobianos
constituyen importantes desafios para la salud
pUblica mundial. Para hacer frente a estos
desafios sera necesario redoblar los esfuerzos
para descubrir, desarrollary proporcionar nuevos
instrumentos de salud. La necesidad de abordar
las lagunas tecnoldgicas que obstaculizan el
diagndstico, el tratamientoy la prevencion eficaces
de las enfermedades estd adquiriendo cada vez
mas importancia en los debates sobre la cobertura
sanitaria universaly los objetivos de desarrollo
sostenible, pero los progresos se ven obstaculizados
porelriesgo de fragmentacion en ausencia de un
marco amplioy sostenible querijay estimule la
investigaciony el desarrollo eninterés publico.

¢Qué mecanismos nacionales, regionales e
internacionales es necesario establecer para
impulsar lainnovacién biomédica a fin de atendera
las necesidades prioritarias? ;,Qué nuevas fuentes
de financiacién apoyaran lainnovacién basada en
lanecesidady elacceso? ;Qué salvaguardias es
necesario establecer para fomentar la colaboracioén,
la aperturaylatransparenciay para que las
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innovaciones importantes para la salud publica sean
asequiblesyaccesibles paratodos? ;Qué nuevos
modelos empresariales surgiran para financiar la
[+D, incluyendo los mecanismos de incentivos? ;Se
dirigiran estos incentivos a los agentes adecuados en
la fase correcta del proceso de |+D para garantizar
lainnovaciony unacceso sostenible? ; Qué nuevas
esferas de colaboracién es necesario explorar para
mancomunar los recursosy resolver los persistentes
obstaculos de acceso, como la fabricacion, el registro
y elsuministroy cémo se pueden aprovechar mejor
los sistemas de adquisicion y distribucion existentes?
¢Se estandisefiando o aplicando con equidad

nuevas tecnologias con el potencial de transformar
radicalmente la saludy las vidas humanas? ;Cuales
son las nuevas oportunidades para desarrollar
asociaciones Sur-Sury triangulares, fomentando la
creacion de enfoques de I+D y centros de conocimiento
dirigidos por los PBMI?

DNDiy otros actores de |1+D en salud
global que se preocupan por la
sostenibilidad de un sistema de innovacion
mas basado en las necesidades y por
asegurar un acceso equitativo y asequible a
las nuevas tecnologias de la salud, siguen
enfrentandose a problemas fundamentales.

Enla proxima década, las partesinteresadas en la
investigaciony el desarrollo en materia de salud
mundialtendran que enfrentarse a estos desafios.
Porsu parte, DNDise compromete con renovada
determinacion a atender las necesidades de las
poblaciones desatendidas, a seguir probando
nuevos enfoques de |+D que puedan acelerar la
innovacion en elinterés publicoya compartirsu
experiencia para apoyar el surgimiento de un sistema
de innovacion biomédica mas eficaz y equitativo que
ofrezca tratamientos asequibles y accesibles y otros
instrumentos de salud disefiados especificamente
para las personasy lugares que mas los necesitan.

Lea elinforme completo eninglés:
dndi.org/15yearsreport
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