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1. Introduccién (planteo y diagnéstico)

La Atrofia Muscular Espinal (AME) es una enfermedad genética poco frecuente, progresiva y potencialmente
mortal que afecta aproximadamente a 1 de cada 10.000 nacidos vivos'. Sin tratamiento oportuno, mas del
90%? de los nifios tiene altas probabilidades de fallecer o requerir asistencia respiratoria de por vida, antes de
los dos arios®.

En los ultimos afios, a partir de la investigacion y el desarrollo de terapias, pasé de ser una patologia sin
tratamiento a una con tratamientos altamente efectivos. En particular, en 2021 y de la mano de Novartis
llegd a la Argentina la primera terapia génica para AME, que corrige la causa genética de la enfermedad
mediante una Unica infusion.

Los sistemas de cobertura enfrentan una presién creciente frente a tratamientos de alta tecnologia, mientras
que los pacientes, cada vez mas conscientes de los avances cientificos disponibles, necesitan respuestas
acordes a estas nuevas posibilidades que les ofrece el avance de la ciencia.

Este avance cientifico introdujo al mismo tiempo un desafio clave: cdmo garantizar el acceso oportuno a esta
terapia disruptiva, de altisimo valor para los pacientes, sin comprometer la sostenibilidad financiera del
sistema sanitario.

En este marco, el equipo de Novartis Argentina identificé una solucion innovadora: la adaptacion al pais de
un modelo internacional basado en resultados, conocido como Acuerdo de Riesgo Compartido (Outcome-
Based Agreement). Este enfoque, sin antecedentes en la Argentina -y para aquél entonces, sin antecedentes
a nivel regional- propone un cambio de paradigma en la légica de financiamiento.

En términos operativos, el modelo establece hitos clinicos especificos contra los cuales se mide la evolucion
del paciente. El cumplimiento de estos resultados determina el esquema de pago, incorporando asi un
principio de corresponsabilidad entre el financiador y el proveedor de la innovacion, alineando la inversion con
el valor generado en salud y promoviendo un uso mas eficiente de los recursos.

2. Propuesta / Estrategia

La adaptacion del modelo global a las particularidades del sistema de salud argentino implicaba definir
criterios clinicos y regulatorios, establecer mecanismos de medicion de resultados en vida real y construir un
marco legal y administrativo que permitiera su aplicacion en el ambito publico.

El programa se pens6 como una estrategia de articulacién publico-privada, involucrando al Ministerio de Salud
de la Nacion, a la comunidad médica, a las asociaciones de pacientes y al sector privado. Con el objetivo de
transformar un desafio sanitario en una solucién estructural de largo plazo que permitiera brindar acceso
sostenible al tratamiento y convertir una respuesta individual en una politica publica.

' Revista Orphanet de Enfermedades Raras. Atrofia muscular espinal. Disponible en: https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/1750-1172-6-71 .
2 Finkel RS., et al. Neurology. 2014;83(9):810-817.

3 Manejo de la Atrofia Muscular Espinal. Guia de Atencion Pediatrica 2019. Hospital Garrahan. Disponible en:
https://www.garrahan.gov.ar/images/intranet/quias_atencion/GAP_2019_- MANEJO_AME - VERSION_FINAL.pdf
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Frente a esta situacion, se conformd un equipo multidisciplinario con representantes de las areas médicas,
de acceso, legales y asuntos corporativos. La iniciativa exigia un alto nivel de coordinacién interna y alineacion
entre todas las areas involucradas.

La estrategia se estructurd sobre tres pilares fundamentales:

1. Construccion de consenso institucional: la implementacion de un modelo sin antecedentes en
Argentina requeria construir acuerdos entre actores con responsabilidades e intereses diversos.

2. Generacion de evidencia y legitimidad: el modelo se sustenté en criterios clinicos basados en
evidencia cientifica, mecanismos de seguimiento estructurado y medicion de resultados en vida real.
Informacién de alto valor tanto para la gestion del acuerdo como para el conocimiento de la
enfermedad.

3. Comunicacién para la toma de decisiones: la comunicacion debia ser clara, concreta y eficiente
con todos los publicos involucrados. Fue necesario traducir conceptos complejos vinculados a
terapias génicas, acceso basado en valor y sostenibilidad sanitaria en mensajes comprensibles para
decisores, profesionales de la salud, organizaciones de pacientes y lideres de opinion.

Se trataba de disefiar un esquema sin precedentes y generar las condiciones para que pudiera ser adoptado
y sostenido como politica publica.

3. Desarrollo / Ejecucién

Cada instancia de trabajo implicé validacion técnica y construccidon de consensos entre los distintos actores
involucrados —autoridades sanitarias, comunidad médica, financiadores y organizaciones de pacientes— con
el objetivo de asegurar que la propuesta fuera no solo innovadora, sino también equitativa, transparente y
sostenible en el tiempo.

Etapa 1 | Construcciéon del modelo (2020-2023)

Pasar de la estrategia a la implementacién implicd mas de tres afios de trabajo y la articulacion de multiples
actores. La articulaciéon con el Ministerio de Salud fue central en este proceso. Cada instancia implicé no solo
validaciones técnicas, sino también la construccién de confianza en torno a un esquema sin antecedentes en
el pais. Finalmente, en enero de 2023 se firmd el primer acuerdo de acceso basado en resultados del pais y
de Latinoamérica. Fue un hito para el sistema sanitario argentino y también para los pacientes, quienes por
primera vez pudieron acceder a una terapia génica y transformar su calidad de vida.

Etapa 2 | Implementacion y validacion (2023)

Esta etapa permitié validar el funcionamiento del acuerdo en condiciones reales. Durante este periodo se
trataron los primeros 10 pacientes, se establecieron sistemas de monitoreo y se genero evidencia local sobre
la efectividad del acuerdo. Cada caso fue evaluado de manera rigurosa, permitiendo medir resultados clinicos,
y ajustar aspectos operativos del acuerdo.

Se establecié ademas un principio de acceso equitativo, ya que los pacientes elegibles pudieron acceder al
tratamiento independientemente de su cobertura de salud, eliminando la judicializacidon como principal via de
acceso y promoviendo un esquema mas justo y ordenado. Esta fase fue clave para demostrar que era posible
alinear acceso, resultados y sostenibilidad dentro del sistema publico de salud.

Etapa 3 | Sostener el modelo en la incertidumbre (2024)

El acuerdo tenia validez hasta mediados del afio 2024. Tras las elecciones presidenciales de fines del afo
2023, el contexto politico cambid radicalmente y como equipo surgié un nuevo desafio: revalidar politicamente
el acuerdo con los nuevos interlocutores. Era necesario amplificar el entendimiento del alcance del acuerdo,
traducir esos aprendizajes en mensajes claros para decisores, generar confianza, mostrar transparencia y
reforzar la importancia de la renovacion y mantenimiento.

En medio de tantos cambios, era fundamental implementar una estrategia de comunicacion integral orientada
a instalar el valor del acuerdo en la agenda publica y en los decisores clave, alineando mensajes entre todos
los voceros y adaptandolos a cada audiencia para sostener y fortalecer el acuerdo.

Se desarrollé una narrativa solida y unificada y los datos del acuerdo y los resultados de la terapia se

integraron en cada encuentro cientifico con la comunidad médica fortaleciendo su rol como voceros técnicos
frente a decisores y la opinién publica. Con la organizacién de pacientes se trabajé fundamentalmente en

FA-11700357



campafas de concientizacién para su comunidad basadas en la importancia de identificacion temprana de
sintomas.

Se impulsaron iniciativas de educacion y concientizacion, incluyendo espacios de formacién para periodistas,
con el objetivo de mejorar la comprension publica del valor de estas innovaciones vy visibilizar el impacto del
acuerdo. Asistieron de forma presencial periodistas de todo el pais, incluyendo a los principales medios
nacionales (Clarin, La Nacion, Infobae y TN) y periodistas invitados de las provincias de Cérdoba, Mendoza,
Tucuman, Jujuy, Salta, Misiones, Corrientes, Catamarca y Chubut.

Asimismo, en trabajo articulado con el IECS (Instituto de Efectividad Clinica y Sanitaria) se elaboré un estudio
que abordd la correlacidon entre la pesquisa neonatal y la equidad, asi como la costo-efectividad de la
deteccion temprana de AME. La sustentacion de evidencia fue clave para contribuir a posicionar el tema en
la agenda publica y sanitaria.

4. Resultados y evaluacion

Evolucién y consolidacion del modelo (2025)

La principal evidencia del éxito de la estrategia fue la renovacion del acuerdo en septiembre de 2025. En esta
nueva version -actualmente vigente- se introdujeron mejoras basadas en los aprendizajes de la etapa inicial
(2023-2024) que permitieron una ampliacion del perfil de pacientes que podian acceder a la terapia, una
optimizacion de los protocolos de evaluacion e incluso una mejora en los costos para el Ministerio. Durante la
firma del acuerdo, el Ministro de Salud Mario Lugones confirmé su solvencia al indicar que “Cuando hablamos
de eficiencia nos referimos a este tipo de acciones: decisiones que aseguran que una mejor inversién en salud
para llegar a quienes lo necesitan”.

En la actualidad 15 pacientes recibieron la terapia como parte del acuerdo.

Referente regional
Argentina se consolida como referente regional de Acuerdos innovadores basados en evidencia cientifica. En
marzo de 2025 se firmo en Brasil un acuerdo basado en resultados para la misma terapia.

Medios

Luego de la capacitacién a medios se registraron mas de 60 publicaciones con un alcance potencial de mas
de 30M en perfiles estratégicos. Esto permitié amplificar los mensajes, generar un conocimiento mas profundo
en periodistas estratégicos sobre un tema complejo e instalar el tema en la agenda publica en un momento
clave de toma de decisiones.

Durante el anuncio del nuevo acuerdo la comunicacion conté con una amplia cobertura llegando a mas de 85
articulos registrados con un alcance estimado de mas de 50M en los principales medios de todo el pais. Pudo
evidenciarse el impacto positivo de la preparacién y capacitacion realizada previamente y todos los medios
asistentes hicieron coberturas mas completas y utilizaron como contexto informacién brindada durante el
encuentro.

Un cambio estructural en el acceso a la innovacion
El modelo propone un esquema innovador para la incorporacién de soluciones en el sistema de salud,
sustentado en evidencia, resultados y colaboracion multisectorial.

El acuerdo continda vigente y sigue siendo el unico modelo de riesgo compartido del sistema sanitario
argentino. Mas alla del acceso a una terapia especifica, introdujo un nuevo paradigma para la incorporacion
de innovacion en salud: vinculd financiamiento con resultados clinicos, reemplazé esquemas reactivos
basados en litigios por mecanismos planificados y senté un precedente para futuras politicas publicas de
acceso sostenible. Demostré que la colaboracién entre sector publico y privado puede generar soluciones
innovadoras capaces de ampliar el acceso a tratamientos transformadores e introdujo un cambio estructural
en la forma de financiar tecnologias de alto costo en Argentina.

Innovar no es Gnicamente desarrollar nuevas terapias, sino también transformar la manera en que los
pacientes acceden a ellas.
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