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Agenda Europeia para responder aos Desafios
—— Societais

S

O CONTEXTO:

The European

A European Health Union: Green Deal
Tackling health crises together

B A European
Industrial Strateqy

EUROPE’S BEATING CANCER PLAN
LET'S STRIVE FOR MORE

#EUCancerPlan

-
Horizon
Europe
SHAP'NG ! :’;Zé';/:"f': F;(;‘;Q\,‘;;;;.;)I\w“VMlm‘.

EUROPE'S “We cannot wait for the end of the

UL AR Y pandemic to repair and prepare for the
future. We will build the foundations of a
stronger European Health Union in which [BaSSEasts3
27 countries work together to detect, o

prepare and respond collectively.”

Fonte: EFPIA, 2021



WSy Estratégia Farmacéutica:

5 Aceszo a IE]
e Necessidades !é'l medicamentos s
Fagk nao satisfeitas —" baratos [:l

Comissao
Europeia

Uma Unido Europeia da Saude: Antecipacdo

Uma Estratégia Farmacéutica Digitalizacéo =) o respacte & 5 0o
E e tecnologias E= crises sanitarias o

para a curopa novas o0=] graves e -

25 de NOVEMBRO de 2020 autonomia

estratégica aberta

(] 55 accoes legislativas e nao-legislativas, a serem implementadas nos préximos 4-5 anos

Inclui a revisao de:

Legislacgao
farmacéutica de
base

* (Codigo comunitario relativo aos medicamentos UH, 2001 (Directiva 2011/83)

* Regulamento que institui uma Agéncia Europeia de Medicamentos, 2004 (Regulamento 726/2004)
« Regulamento dos Medicamentos Orfios, 2000 (Regulamento 141/2000)

* Regulamento dos Medicamentos Pediatricos, 2006 (Regulamento 1901/2006)



PHARMACEUTICAL STRATEGY PLANNED INITIATIVES

Voluntary actions with industry to improve supply
chain transparency

Pilots with EMA and MAHSs to understand cause of
deferred market launches

Convene competent authorities for best-practice exchange

n pricing, payment and procurement polices . N
on pricing, pay P P Implement with, Member States, non-legislative measures to

improve transparency (guidelines and methods to establish

Legislative proposal to create an EU Health Emergency R&D costs)

Response Authority (EU BARDA)

Proposal to create a Health Data Space Proposal to revise EIVIA fees legislation

Revise pharmaceutical legislation to increase supply
chain transparency and supply obligations for MAHs

Incorporate PRIME in regulatory framework to accelerate
development and authorisation in areas of unmet need

Review the legislation’s impact on markets, assess how to
improve generic uptake through competition:
interchangeability, Bolar etc.

Legally empower regulatory authorities to adapt terms of
marketing authorisations on the basis of scientific evidence

Revise legislation to strengthen environmental risk
assessment requirements and conditions of use for
medicines

Revise pharmaceutical legislation for cutting-edge products,
scientific development and technological transformation

Review OMP and Paediatric Regulation: ‘tailor’ to link
incentives to unmet need, access, transparency

Simplify the SPC system

Fonte: EFPIA, 2021



WY\ Estratégia Farmacéutica:

O CAMINHO? Apostar em

1. Ter acesso a tecnologias de saude inovadoras de forma mais célere e acessivel, garantindo maior equidade a nivel
europeu — promog¢do da Avaliacdo das Tecnologias de Saude;

2. Manter os incentivos para a Investigacao e Desenvolvimento da inovacao sobretudo nas areas de Saude ainda sem
resposta e para maior competitividade da Europa a nivel global;

3. Reconhecer o papel dos agentes econdmicos da Saude na recuperacao econémica da Europa no periodo pés-Covid;
4. Evoluir para a aplicacao de modelos de remunera¢ao baseados nos resultados em saude;

5. Estabelecer uma plataforma permanente de didlogo e cooperag¢ao entre todos os envolvidos.
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Promog¢do da Avaliacdao das Tecnologias de Saude:

Porqué a Avaliacdo das Tecnologias de Saude-?

* A avaliacdo das tecnologias de saude (ATS) é um processo multidisciplinar que resume

L R - informac3do acerca de questdes médicas, sociais, econdmicas e éticas relacionadas com o

REGULAMENTO DO PARLAMENT =ror~ uso de tecnologias de saude (medicamento, dispositivo médico, intervencao médica, etc);
\

B s 24 005 01 A importancia da ATS esta a crescer como meio fundamental para apoiar a tomada de
e decisdao sobre a incorporacao de TS a nivel nacional, estando em expansao na Europa e
e o ‘ além-fronteiras, o que tem conduzido a uma grande variabilidade em termos de

B ‘ abordagens, metodologia e ferramentas utilizadas;
MMM"‘”‘*‘ * Desafios para a Industria Farmacéutica:
mwwg,f,emuimmw&:“;m;f’““ ‘ v’ Diferentes abordagens na avaliacdo levam a decisdes de acesso inconsistentes e
%lifﬁ:iﬁfEii"fﬁ;iff‘i?fm ,, ‘ desiguais;

_4/‘|

v' Requisitos inconsistentes sobre o tipo de evidéncia que deve ser apresentada criam
duplicacao atrasos no acesso ao mercado.




— Diferencas nas metodologias ATS para Avaliacgéo
cpieme Clinica da Efectividade Relativa:

Comparadores End-points Forma de expressar o
« Selecdo e Aceitacdo « Selegdo e Aceitagdo valor acrescentado

* Uso de indiretos e off-label * Uso de final versus surrogate [l « Implicagéo no processo de
appraisal

Dispositivos Medicos Adaptacao ao contexto Perspetiva de avaliacao

* Debate sobre evidéncia e * Pagador
clinica e econémica  Selegdo de indicadores * Profissional
*» metodologias a utilizar * Custo por QALY * Sociedade

* Incremental Cost-
Efectiveness Ratio

Falta de transparéncia

» Dificulta a participagdo a Dificuldade numa
doentes Avaliacao Economica
conjunta

Fonte: Martins, A.P. (2017). O SiNATS - uma perspectiva da sociedade. Ciclo de Conferéncias APIFARMA 2017
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Decisdes de Acesso - Divergentes:

apifarma

Recomendacdo de medicamentos na area da oncologia (AIM: 2011-2013) por Estado Membro:

Abbreviated Brand name (generic) HTA recommendation
indication
GEMANY  THE NETHER- FRANCE ENGLAND/ SCOTLAND | POLAND
LANDS WALES
B tastases f 1. D b
sgl?det{inriojrs ses from enosuma Mot assessed  Equal benefit Equal benefit Mot assessed
Breast cancer 2. Enbulin Equal benefit

Equal benefit

3. Pertuzumab

Mot
assessed

Colorectal cancer 4. Aflibercept Equal benefit
Gastrc cancer 5. Tegafur/ gmeracil Mot
Melanoma 6. lpilimumab
7. Vemurafenib
8. Dabrafenib Equal benefit Mot assessed |Equal benefit
Mon-small-cell lung 9. Afatinib Mot assessed
cancer
Equal benefit
Equal benefit dual benet
Fonte: Kleijnen S et al.
10. Crizotinib Equal benefit (2016) . Relative
Prostate cancer 11. Cabazitaxel effectiveness assessments

of oncology medicines for
pricing and reimbursement
decisions in EU countries.
Annals of Oncology

12. Enzalutamide
Mot assessed

13. Abiraterone
Renal-cell carcinoma | 14. Axitinib

Equal benefit
Mot assessed




<% Colaboracdao em ATS ao longo do Ciclo de Vida das

opiform'

Tecnologias| Desafios, Oportunidades e Mudancgas:

1. Complexidade crescente em termos de I&D (novas tecnologias) e Regulamentacgao
A Inovacao como forca motriz da cooperacdo europeia em matéria de ATS

DESAFIOS: Populacdes mais pequenas de doentes, diferentes tipos de dados e evidéncia cientifica, desenvolvimento selectivo e acelerado de
medicamentos para dreas médicas ndo satisfeitas, regulamentacao com base numa abordagem ao longo do ciclo de vida, normas para os
cuidados de saude em rapida mudanca e co-dependéncia entre tecnologias considerada critica.

*  Maior interesse na ATS - expectativas crescentes no envolvimento precoce das partes envolvidas
(desde os investigadores as autoridades);

@ e Decisores com diferentes e crescentes exigéncias no que se refere a ATS — mais e mais rapido; em

permanente actualizacao;

e ATS dita “one off’ cada vez menos relevante para o processo de decisao — abordagem ao longo do

Custos de actividades “duplicadas” ciclo de vida, esfor¢o continuo e envolvimento das partes;
u i upli

de ATS nacionais/ regionais estdo a

o  Competéncias e capacidades nacionais/regionais em ATS limitadas — barreiras crescentes a igualdade
aumentar de forma rapida

de acesso e de forma atempada ao nivel dos EM’s.




=% Colaboracdo em ATS ao longo do Ciclo de Vida das

opiforrﬁo

Tecnologias| Desafios, Oportunidades e Mudancgas:

Abordagem ao longo do Ciclo de Vida | Esquema

PRODUCT
LAUNCH

EU REGULATORY
REVIEW (EMA)

NATIONAL PRICING &
. REIMBURSEMENT PROCESS

[ AVAILABLE FOR PATIENTS

DEFINITIONS

EU REGULATORY EU-HTA JOINT CLINICAL NATIONAL HTA
REVIEW (EMA): ASSESSMENT: APPRAISAL:

Assessment of safety, Comparative assessment Draws conclusions on

efficacy and quality of a of clinical evidence at overall added benefit
new medicinal product. European level. based on European
clinical assessment
and national economic Fonte: EFPIA

considerations.




% Colaboragédo em ATS ao longo do Ciclo de Vida das

Spifama Tecnologias| Desafios, Oportunidades e Mudangas:

2. Envolvimento das Partes Interessadas nas diferentes fases do ciclo de vida do medicamento

OPORTUNIDADES: Diferentes partes interessadas (Reguladores, Organismos de ATS, Pagadores, Doentes e Médicos) tém as mesmas
necessidades de evidéncia e os Fabricantes/Titulares de AIM devem ser envolvidos desde o inicio para cumprir com esses requisitos,

permitindo construir confianca e agilizar processos (ganho de tempo).

* Horizon Scanning

Post Launch

. Joint . . s
Early Dialogues  aocaeement Erdemze ¢ Aconselhamento Paralelo/Didlogo precoce, Aconselhamento
Cientifico
 Recolha de evidéncia para conduzir as avaliagdes clinicas
conjuntas (Avaliacdo Rapida da Efectividade Relativa) e a

avaliacdo de risco/beneficio (B/R)
. Post Launch
_Early Joint Evidence
Dialogues Assessment e * PLEGs, MEAs, PASS, PAES, Orientacdes Clinicas

* Reavaliacao

Post-launch evidence generation (PLEGs); Managed Entry Agreements (MEAs); Post-authorisation
Safety Study (PASS); Post-authorisation Efficacy Studies (PAES)



- Colaboragcdo em ATS ao longo do Ciclo de Vida das
opiiorma Tecnologias| Desafios, Oportunidades e Mudangas:

3. Simplificagdo: reduzir e ndo introduzir complexidade adicional

Implicagdes para a futura cooperacgdo europeia em matéria de ATS

MUDANCAS: A participacao dos paises ao nivel da rede EUnetHTA (2006-2021) ofereceu uma visao inestimavel acerca do futuro da
cooperagcao europeia em matéria de ATS.

Foco nas actividades que substituem o trabalho nacional/regional —
apenas a integrag¢ao continua ira agregar valor numa abordagem ao
longo do ciclo de vida;

Processos baseados num quadro metodoldgico comum e avancgado, e
expectativas sobre a evidéncia adaptadas ao contexto (especifico) - foco
na qualidade, além do denominador comum pré-estabelecido;

Reconhecimento dos diferentes papéis ao nivel da interface com a
Agéncia Europeia de Medicamentos;

Compromisso e envolvimento das partes interessadas ao longo do ciclo
de vida da tecnologia, ex. aconselhamento cientifico quando solicitado
pelas empresas - prioridade mais urgente neste momento;

Colaboracgao transfronteirica na geracao de evidéncia pos-
lancamento (PLEG - Post-launch evidence generation) e de
dados de mundo real (RWE — Real World Evidence) - importante
para a tomada de decisGo envolvendo as partes interessadas;

Desenvolvimento de iniciativas de ATS alargadas (i.e “além
tecnologia”), permitindo um envolvimento eficiente entre os
peritos e as partes interessadas no reconhecimento de novos
desafios e tendéncias;

Enquadramento equilibrado sobre eventuais "conflitos de
interesse" para garantir uma integracao eficaz de competéncias
e conhecimento (peritos médicos e doentes, investigadores).



——s | 1 Avaliacao das Tecnologias de Saude depois de 2020:

Processo Legislativo

* Janeiro 2018 - Proposta da Comissao da UE de Regulamento relativo a ATS, com foco em 4 pilares:
- Avaliagdes clinicas conjuntas (i.e avaliacdo da eficacia clinica relativa);

- Consultas cientificas sobre o desenvolvimento de novos produtos; o) n
% ) » g
- ldentificacao das tecnologias de saude emergentes; (.? 4 g%‘: ?
- Cooperacao voluntaria em outras areas (avaliacao colaborativa, ndo clinicas). AL@,_; J[J L
* 12 Posicao do Parlamento Europeu apresentada em 2018, em larga consonancia com a proposta da Comissao (COM).

* 12 Posicao do Conselho da UE (Margo 2021), com uma visao muito diferente sobre a colaboragao em ATS:
- "Repositdrio" comum de dados a nivel da UE, evitando a duplicacao de pedidos de informacao pelos EM’s;
- Adopcdo do relatério de avaliacao clinica conjunta nao é vinculativa para os EM’s;

- Implementacao progressiva (12 os medicamentos de oncologia, seguindo-se os 6rfaos e as terapias avancadas, e depois outros).

* Préximos passos: grande desafio no que respeita as negociacoes do trilogo para alinhar as posi¢coes das instituigcoes da EU.

» Possivel adopg¢do do Regulamento em finais de 2021, com aplicacao em finais de 2024 (iniciando-se com a oncologia).



——s | 1 Avaliacao das Tecnologias de Saude depois de 2020:

Negociacdo da proposta de Regulamento ao nivel do Conselho da UE

A posigdo actual compromete significativamente a realizag¢do dos objectivos iniciais

« Ambito de aplicagdo: segue ordem especifica nos primeiros « Ambito do trabalho conjunto: os EMs decidem segundo os seus critérios
anos, por areas terapéuticas, mas permite que o Grupo de gue parte da avaliacao clinica conjunta (JCA) pretendem considerar na sua
Coordenacio avalie produtos de outras areas terapéuticas, ATS, ndo podendo solicitar a mesma evidéncia ja submetida por via

centralizada. Os EMs devem anexar o dossié JCA do fabricante ao processo
de avaliacdao nacional e podem, ainda, solicitar analises complementares,
inter alia, em outros grupos de doentes, comparadores ou outcomes e
por via de uma metodologia diferente.

anterior a data prevista, se o referido produto for de "alto
impacto”, levando a total falta de previsibilidade.

* Requisitos de submiss3o e processo de definicdo do ambito: « Sangdes: Se os fabricantes ndo submeterem a informacdo completa, a JCA

Os fabricantes devem enviar um conjunto completo de dados pode ser interrompida. Os EMs podem impor sancdes a nivel nacional.

(incl. as partes principais do dossier a enviar a EMA e os
* Papel da Comissao: A Comissdo actua como Secretariado do Grupo de

Coordenacao e, inter alia, informa o fabricante do ambito da avaliacao e
verifica se a informacao submetida esta completa.

correspondentes dados brutos, i.e ndo tratados); os critérios
sao definidos pelos membros do Grupo de Coordenacao, sem o
‘input’ do fabricante.

* Falta de um mecanismo de resolucao de litigios.



Spifarme Promogdao do Acesso a Inovagao em Saude:

Para os Doentes, todos os dias contam!

A TIF e os parceiros tém uma responsabilidade partilhada em encontrar solu¢des colaborativas que
garantam o acesso dos Doentes a Inovagao

Innovation is meaningless if patients don’t
have access to it. Ensuring that patients get
access to the medicines they need is a goal
and a responsibility the research-based
pharmaceutical industry shares with patients,
clinicians, health systems and governments.

Dados sobre a disponibilidade de medicamentos ao nivel da UE

Nathalie Moll
Director General, EFPIA

Key (availability)
! >80%

— EU average
(53%

I <20%

Fonte: EFPIA, 2021



- Promocdo do Acesso a Inovacdo em Saude:

As razdes inerentes aos atrasos no acesso sao MULTIFACTORIAIS e sbé podem ser ultrapassadas
com o trabalho conjunto de todas as partes interessadas

CATEGORIA POTENCIAIS CAUSAS

1oL I T e PR (o= (o1 R e [T o1 [0 1 1. Tempo de avaliagao do processo regulamentar (A.l.M)
mercado

2. Tempo de Acessibilidade ao medicamento até a autorizagao de

comercializacao (ver abaixo - Financiamento)

Processo relacionado com a atribuicao de EER [I{d{eX¢ (¥ ] e Id-13Ye]

Preco & Comparticipacao - : o .
¢ P pag 4. Tempos do processo (calendario nacional) e ndo cumprimento dos prazos

Processo de avaliagao do valor 5. Falta de alinhamento na evidéncia exigida
6. Falta de alinhamento sobre o valor e preco

7. Valor atribuido para efeitos de diferenciacao e de opg¢ao terapéutica de um
dado produto

Preparac¢ao dos Sistemas de Saude 8. Orgamentos restritivos para a implementagao das decisdes

9. Diagnostico, infra-estrutura de apoio e relevancia para os doentes

AN ER S ERE T CAETG R T N BT g ELREES 10, Diversos niveis no processo de tomada de decisao
regional Fonte:

EFPIA, 2021



opifo}‘;}?\ Promocdo do Acesso a Inovacao em Saude:

Novos modelos de remuneracido baseados nos resultados em saude

Acelerar o acesso dos doentes aos novos medicamentos, permitindo que os pagadores possam gerir
a incerteza clinica, o impacto orcamental e a sustentabilidade do sistema de saude, ao mesmo

tempo incentivando a inovagéo.

Principios que devem reger a
Transparéncia

RATIONALE CONTEXT OF DATA COLLECTION

MUTUAL AGREEMENT DATA INTERPRETATION AND USE

DATA QUALITY dll s PATIENT CONFIDENTIALITY

1

Fonte: EFPIA,
2021

2

COMPROMISSO DA INDUSTRIA FARMACEUTICA:

Trabalho colaborativo entre as partes interessadas alinhando os
principios para a divulgacao da evidéncia que suportara os novos
modelos de remuneracao com base em resultados.

Dialogo aberto sobre como melhorar a transparéncia de novos
modelos remuneragao (desenvolver mecanismos de transparéncia que
promovam a boa gestao e responsabilidade, identificar a plataforma
mais apropriada para a recolha de dados, os mecanismos de divulgacao

dos mesmos e como serao utilizados).



aciomaX Promocdo do Acesso a Inovacao em Saude:

Forum Multilateral

Uma Europa coesa e preparada para o futuro, dependera, a priori, da capacidade de constituir
um Férum de Alto Nivel para Melhorar o Acesso a Inovagdo em Saude, tal como proposto pela
European Union Health Coalition

* Acelerar o processo regulamentar, fornecendo diagndsticos, vacinas e tratamentos seguros e de alta
qgualidade aos doentes o mais rapidamente possivel;

 Aumentar o rigor da informacao relativa a disponibilizacao ao doente de produtos aprovados a nivel central,

e Considerar o valor acrescentado dos medicamentos para a sociedade na sua total amplitude, avalia-los de
acordo com os resultados em saude que geram e desenvolver e implementar novas abordagens de
pagamento aquando da negociacao de acordos do seu financiamento;

* Melhorar a eficiéncia e a qualidade da avaliagao de valor;

* Assegurar a equidade de acesso e solidariedade entre os Estados-Membros da Uniao Europeia.




WATCH AGAIN HERE

APRIL, 7TH, 2021
10:00 T0 13:10 CET

E-Conference
: i HEALTH INNOVATION: NO CITIZEN
LEFT BEHIND

opiforma

:1.\ -‘;'. ‘: }“,’. - o e‘ ‘a
SAUDE Yopifoma  €1pi

Férum Multilateral

Uma Europa coesa e preparada para o futuro, dependera, a priori, da capacidade de constituir
um Férum de Alto Nivel para Melhorar o Acesso a Inovagdo em Saude, tal como proposto pela
European Union Health Coalition

To bring different stakeholders togetherin a

& High-Level Forum would enable a comprehensive discussion and , will be a vehicle to co-create:

analysis of the root causes of unequal patient access and supply of o ) )
medicines, also taking into consideration the fragmentation of the - Proposals to speed up the regulatory process, delivering safe and high-quality
EU single market and the different national approaches to pricing diagnostics, vaccines and freatments to patients as fast as possible

- Proposals that aim to increase transparency of information regarding placing on the
market of centrally approved products

- Proposals to facilitate a process that allows prices to align with value

- Proposals to improve the efficiency and quality of value assessment

- Proposals to ensure equity of access and solidarity acress EU member states

and reimbursement as well as healthcare investment and
organisation.

This analysiz will show that an effective, targeted response to the
access and availability challenges does not lie in a reduction of
incentives for innowvation or in wholesale changes to the

pharmaceutical legislation but rather requires a structured and We ara ready to work together to ensure that access to medicines is based on the patient's clinical
inclusive dialogus among all relevant stakeholders. need, not on their “postcode” (political and financial criteria).

____ INVITES THE MEMBER STATES and THE COMMISSION to set up a forum facilitated by

From: General Secretariat of the Council -

To: Delegations

Subject Draft Counci Conclusions on Access to medecines and medical devices the European Commission where the vanous stakeholders — from Member States,

I a -SIronger an esllien
Delegations il i the Aunex & Presidency proposslfor Couscil Conclusions o the Governments, patients and consumers, health professionals, industry and academia - would

abovementioned subject to be examined at the informal videoconference of the members of the
Working Party on Pharmacentical and Medical devices on 18 May 2021.

debate the policy options to feed a European agenda on pharmaceufical and medical device

policies.
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Heitor Costa

heitor.costa@apifarma.pt
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