Federacién Argentina de
, Enfermedades Poco Frecuentes

CABA, 29 noviembre 2023

Ministerio de Salud de la Nacién

Direccidén de Medicamentos Especiales y Alto Precio
Dra. Natalia Messina

S. / D.

Ref.: EX-2023-64143632- -APN-DD#MS. Solicitud de evaluaciéon de tecnologias
sanitarias para ser incorporadas al PROGRAMA NACIONAL DE SEGUIMIENTO DE
TECNOLOGIAS SANITARIAS TUTELADAS (Resol. 1380/2020).

Nos dirigimos a Ud. en virtud de la respuesta recibido IF-2023-129733380-APN-
DMEYAP#MS. Si bien su contenido trae a confusién dado que ambos Programas Nacionales -los
creados por el Dec. 794/15 y la Resol. 1380/2020- estdn bajo su rbita, le solicitamos pueda
informarnos cudl ha sido la consideracion de la autoridad v si se ha llegado a la decision de
incorporacién de alguna de las tecnologias sugeridas -u ofra- en los tiempos de su gestion.

Sin otro particular, la saludamos muy cordialmente. A la espera de su pronta respuesta.

Lic.\LUciana Escati Penaloza -
Direstora Ejgcutiva residefife
Email: direcdion@fadepof.org.ar Email: presidente@fadepof.org.ar
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Repiblica Argentina - Poder Ejecutivo Nacional
1983/2023 - 40 ANOS DE DEMOCRACIA

Informe

Numero: IF-2023-129733380-APN-DMEY AP#MS

CIUDAD DE BUENOS AIRES
Martes 31 de Octubre de 2023

Referencia: EX-2023-64143632- -APN-DD#MS Presentacion FADEPOF

DIRECCION DE DESPACHO

Me dirijo a Ud. por medio de las presentes actuaciones en relacién a lo manifestado por la Asociacién FADEPOF
mediante su nota, incorporada a orden 3, en la cual solicita sean evaluadas para su incorporacién nueve
tecnologias sanitarias al Programa Nacional de Seguimiento de Tecnologias Tuteladas.

En ese sentido, agradecemos a la asociacion la sugerencia y se informa que al tratarse de tecnologias para el
tratamiento de enfermedades poco frecuentes incluidas bajo la Ley 26.689, se pondrdn a consideracién de las
autoridades del Programa.

Por lo expuesto se remiten los actuados para su conocimiento y fines estime corresponder.

Digitally signed by GESTION DOCUMENTAL ELECTRONICA - GDE
Date: 2023.10.31 17:23:28 -03:0(

Natalia Soledad Messina
Directora

Direccién de Medicamentos Especiales y Alto Precio
Ministerio de Salud
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Republica Argentina - Poder Ejecutivo Nacional
1983/2023 - 40 ANOS DE DEMOCRACIA

Caratula Expediente
Numero: PV-2023-64143644-APN-DD#MS

CIUDAD DE BUENOS AIRES
Lunes 5 de Junio de 2023

Referencia: Caratuladel expediente EX-2023-64143632- -APN-DD#MS

Expediente: EX-2023-64143632- -APN-DD#M S

Fecha Caratul acion: 05/06/2023

Usuario Caratulacion: Carolina Cid (CCID)

Usuario Solicitante: Carolina Cid (CCID)

Cadigo Tramite: GENEO0128 - Pedido de Informe

Descripcion: Federacion Argentina de Enfermedades Poco Frecuentes e/Solicitud de evaluacién de tecnol ogias
sanitarias para ser incorporadas al PROGRAMA NACIONAL DE SEGUIMIENTO DE TECNOLOGIAS
SANITARIAS TUTELADAS (Resol. 1380/2020)

Email: direccion@fadepof.org.ar

Teléfono: ---

Motivo de Solicitud de Caratulacion: Federacion Argentina de Enfermedades Poco Frecuentes e/Solicitud de
evaluacion de tecnologias sanitarias para ser incorporadas al PROGRAMA NACIONAL DE SEGUIMIENTO
DE TECNOLOGIAS SANITARIAS TUTELADAS (Resol. 1380/2020)

Carolina Cid

Asistente administrativo
Direccion de Despacho
Ministerio de Salud



EX-2023-64143632- -APN-DD#MS
Federacion Argentina de ,
Enfermedades Poco Frecuentes

CABA, 2 junio 2023

Ministerio de Salud de la Nacién
DIRECCION DE COBERTURA DE ALTO PRECIO
Dra. Natalia Messina

S. / D.

Ref.: Solicitud de evaluacién de tecnologia,s sanitarias para ser incorporadas al PROGRAMA
NACIONAL DE SEGUIMIENTO DE TECNOLOGIAS SANITARIAS TUTELADAS (Resol. 1380/2020).

Nos dirigimos a Ud. en nombre de la FADEPOF - Federacidon Argentina de Enfermedades
Poco Frecuentes, en virtud de lo conversado con la direccidn, y con el fin de solicitar sean
evaluadas mds tecnologias sanitarias para ser incorporadas al PROGRAMA NACIONAL DE
SEGUIMIENTO DE TECNOLOGIAS SANITARIAS TUTELADAS (Resolucion 1380/2020), dando
continuidad sostenida a las estrategias de abordaje integral que garantizan a la poblacién el
acceso a la salud de calidad y que facilitan la aplicacién de criterios de asignacién adecuada
en el uso de los recursos sanitarios, tal lo instrumentado en la Resolucién 21/2023 que representa
un hito para nuestro pais.

A continuacion, se presentan 9 tecnologias sanitarias que renen los criterios de
elegibilidad establecidos en el Art. 2 de la Resolucién 1380/2020, y que son postuladas para
efectuar la solicitada evaluacién por parte de la direccién. A saber:

Tipo tecnologia Nombre comercial Patologia Prevalencia Laboratario
Voretigene Luxturna Amaurosis ACL 1-9 / 100.000* Novartis
neparvovec congénita de Leber | RP 1-5/10.000?
(producto de o Retinosis
terapia génica) Pigmentaria tipo 20
por el gen RPE65
Vosoritida Voxzogo Acondroplasia Incidencia: 1/ Biomarin
25.000 nacidos
vivos en todo el
mundo®
Pegcetacoplan EMPAVELI Hemoglobinuria 1-9 / 100.000* Pint Pharma
Paroxistica
Nocturna (HPN)
Berotralstat ORLADEYO Angioedema 1-9 / 100.000° Pint Pharma
Hereditario (AEH)
Eladocagén UPSTAZA Deficiencia de L- <1/ 1.000.000° PTC Therapeutics
exuparvovec aminoacido
(producto de
terapia génica)

1 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=3243&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Amaurosis-congenita-de-

Leber-&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Amaurosis-congenita-de-

Leber&title=Amaurosis%20cong%E9nita%20de%20Leber&search=Disease_Search_Simple

2 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=659&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Retinosis-

pigmentaria&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Retinosis-

pigmentaria&title=Retinosis%20pigmentaria&search=Disease_Search_Simple
3 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-

bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=148&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=acondroplasia&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/g
rupo%20de%20enfermedades=Acondroplasia&title=Acondroplasia&search=Disease_Search_Simple

4 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=21&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Hemoglobinuria-Parox-stica-
Nocturna-&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Hemoglobinuria-parox-stica-
nocturna&title=Hemoglobinuria%20parox%EDstica%20nocturna&search=Disease_Search_Simple

5 Orphanet. https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/OC_Exp.php?Ing=ES&Expert=91378

6 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-
bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=10397&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=35708&Disease_Disease_Search_diseaseType=ORPHA&Enfermedad(es)/gr
upo%20de%20enfermedades=Deficiencia-de-L-amino-cido-arom-tico-decarboxilasa&title=Deficiencia%20de%20L-

amino%E1cido%20arom%E1tico%20decarboxilasa&search=Disease_Search_Simple
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Luciana Escati
EX-2023-64143632- -APN-DD#MS


Federacién Argentina de
Enfermedades Poco Frecuentes

aromatico
decarboxilasa

Oleogel-S10 FILSUVEZ
(extracto de corteza

de abedul)

Epidermdlisis
bullosa (EB)
distrofica y juntural
en pacientes de 6
meses 0 Mmas

EB distréfica: 1-9 /
1.000.0007

EB juntural: <1/
1.000.0008

Amryt Pharma

VYJUVEK Pacientes de 6
meses de edad y
mayores con
epidermolisis
ampollosa distréfica
con mutacion(es) en
el gen de la cadena
alfa 1 del coldgeno

tipo VII (COL7A1).

Beremagene
geperpavec
(terapia génica
topica)

EB distréfica: 1-9/
1.000.000°

Krystal Biotech, Inc.

VITRAKVI Tumor agndstica en
pacientes adultos y
pediatricos
diagnosticados con
la fusion NTRK

Larotrectinib

0,3% de la
poblacion
oncoldgica

Bayer

ROCTAVIAN Hemofilia A grave
en adultos sin
antecedentes de
inhibidores del
factor VIll y sin
anticuerpos
especificos contra el
virus adenoasociado
de serotipo 5
(AAVS) detectables.

Valoctocogén
roxaparvovec
(producto de
terapia génica)

1-9 /100.000%°

Biomarin

Por lo expuesto, solicitamos su pronta intervencién, quedando a disposicion. Sin otro

particular, la saludamos muy cordialmente.

1

Lic. iana Escati Penaloza
Directora Ejeicutiva
Cel.: +54911 B590.1221

Email: direccion@fadepof.org.ar

residente

do de RPena

Cel.: +54911 4415.4415
Email: presidente@fadepof.org.ar

7 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=8623&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Epiderm-lisis-bullosa-distr-

fica&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Epiderm-lisis-ampollosa-distr-

fica&title=Epiderm%F3lisis%20ampollosa%20distr%F3fica&search=Disease_Search_Simple

8 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=8622&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Epiderm-lisis-bullosa-

juntural&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Epiderm-lisis-ampollosa-

juntural&title=Epiderm%F3lisis%20ampollosa%20juntural&search=Disease_Search_Simple

9 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=8623&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=Epiderm-lisis-bullosa-distr-

fica&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Epiderm-lisis-ampollosa-distr-

fica&title=Epiderm%F3lisis%20ampollosa%20distr%F3fica&search=Disease_Search_Simple

10 Orphanet https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=ES&data_id=17872&Disease_Disease_Search_diseaseGroup=hemofilia-

A&Disease_Disease_Search_diseaseType=Pat&Enfermedad(es)/grupo%20de%20enfermedades=Hemofilia-A-

grave&title=Hemofilia%20A%20grave&search=Disease_Search_Simple
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