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PROYECTO DE RESOLUCION:

SOLICITA A S.E. EL PRESIDENTE DE LA REPUBLICA, AL
MINISTERIO DE HACIENDA Y SALUD CREAR MECANISMO
DE FINANCIAMIENTO PARA EL TRATAMIENTO DE
PACIENTES CON ATROFIA MUSCULARESPINAL

Consideraciones:

Que la atrofia muscular espinal (AME) es wuna enfermedad
neurodegenerativa que tiene origen genético e impide el desarrollo normal y
adecuado de los musculos. En los casos mas severos puede causar la muerte

durante los primeros afos de vida del paciente.

Que, en efecto la AME afecta las neuronas motoras de la médula
espinal, por lo que impide a quienes la padecen de la fuerza necesaria para
realizar actividades motoras esenciales como respirar, comer, caminar. Se
estima que es la primera causa genética de muerte de niflos en el mundo?l,
con una incidencia mundial descrita entre 1/6.000 y 1/10.000 nacimientos;

y una tasa de portadores entre 1/35y 1/50.2

Que, se conocen tres subtipos de atrofia muscular espinal:3

a. Tipo 1, también conocida como enfermedad de Wednig-Hoffman: Se
inicia durante los primeros seis meses de vida, es la mas comun, pero
a su vez la forma mas severa de la enfermedad. Genera incluso la
incapacidad de sentarse y sin un soporte ventilatorio la mayoria
fallecen antes de los 3 afos de vida.

b. Tipo 2: Presenta una gravedad intermedia y se detecta entre los 3
y 15 meses de edad. Pueden sentarse, pero no caminar por si
solos. El grado de compromiso respiratorio es intermedio.
También es comuin que se presente un temblor rapido conocido
como mini- poli-mioclonus. Presenta una sobrevida de 68,5% a

los 25 anos.

1Ver en: https://www.clinicalascondes.cl/BLOG/Listado/Neurologia-Infantil/Que-es-la-Atrofia-

Muscular-Espinal-(AME)
2 CASTIGLIONI, CLAUDIA, LEVICAN, JORGE, RODILLO, ELIANA, GARMENDIA, MARIA ANGELICA,
DIAZ, ALEJANDRA, PIZARRO, LORENA, & CONTRERAS, LUIS. (2011). Atrofia muscular esplnal'
Caracterizacién clinica, electrofisiolégica y molecular de 26 pacientes. Revista médica
Chile, 139(2), 197-204. https://dx.doi.org/10.4067/S0034-98872011000200009

3 Disponible en: http://www.scielo.org.co/pdf/anco/v32n1/v32n1a03.pdf
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c. Tipo 3 o también conocida como enfermedad de Kugelberg-
Welander: Es la forma mas leve de la enfermedad y de inicio mas
tardio, y que se presenta en la infancia o adolescencia. Los pacientes
pueden caminar por si solos, no presentan su sistema respiratorio

comprometido y su expectativa de vida es normal.

Que lamentablemente esta enfermedad no tiene cura, sin embargo,
durante muchos afnos se han efectuado varios ensayos clinicos con
tratamientos para mejorar la calidad de vida y sobrevida de los pacientes.
Por ejemplo, se han utilizado medicamentos como acido valproico,
salbutamol, fenoterol, fenilbutirato y L-Carnitina, sin embargo, ninguno de

ellos ha logrado mejorar la expectativa o calidad de vida de los pacientes.4

Que recientemente se han desarrollado medicamentos que han
resultado ser mas exitosos en cuanto a detener los efectos degenerativos de
esta enfermedad o mejorar la calidad de vida de los pacientes. Asi, por un
lado, se puede mencionar Spinraza: medicamento que logré un gran
avance en el tratamiento de la enfermedad, cuestion que no habian logrado

otros medicamentos hasta entonces.

Que el costo de Spinraza es de unos US$100.000 por ampolla, segiin
se indicia, se deben utilizar cuatro ampollas para el tratamiento de
induccion mas una dosis de mantenimiento cada cuatro meses. De esta
manera el costo anual asciende a US$600.000. Con el tipo de cambio actual

a la moneda chilena, seria aproximadamente $500.000.000 pesos al afio.

Que, por otro lado, y ain mas recientemente, se desarroll6é el
medicamento Zolgensma. Se trata de una terapia génica que se usa para
tratar a nifios de 2 anos con AME. Zolgensma se administra como una
infusion de una sola vez en una vena y ha demostrado tener resultados
exitosos.5

Que la gran polémica que se generé por Zolgensma y particularmente
Novartis que es la farmacéutica duefia de la patente, viene dada por su alto
precio. En efecto, actualmente se trata del medicamento mas caro del
mundo con un valor de US$ 2,1 Millones. Es decir, cerca de $1.700 Millones

de pesos.

4 |dem.
> Disponible en: https://www.zolgensma.com/pdf/la-ame-despues-del-
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Que como es de esperar, cualquiera de los tratamientos exitosos para
esta enfermedad son de un costo que excede sustancialmente la capacidad

econdmica de la inmensa mayoria de las familias chilena.

Que es por esta razén que se hace necesario prestar apoyo
gubernamental para ayudar a esas familias a solventar estos costosos
tratamientos, sobre todo pensando en que el éxito de ellos esta condicionado
al hecho de que se administren a los pacientes dentro de los primeros dos
anos de vida, como es el caso de Zolgensma. Es decir, las familias tienen 2
afios para reunir mas de $US 2 millones, cifra que la mayoria no alcanza a

reunir en toda una vida.

En razon a lo anteriormente expuesto y por tratarse de una iniciativa
exclusiva de S.E., es que esta Camara de Diputados con el objeto de ejercer
las facultades que le confiere el articulo 52, nimero 1, inciso primero de la
letra a), de la Constitucion Politica de la Republica y lo dispuesto en los
articulos 12 numero 12 y 1142 del Reglamento de la Camara de Diputados, la

Camara de Diputados acuerda el siguiente:
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Solicita al S.E. el Presidente de la Republica, Gabriel Boric Font,al
Ministro de Hacienda y Salud disefiar un mecanismo de apoyo econémico
mediante subsidio, la incorporacién de la enfermedad a la Ley 20.805 sobre
Proteccién Financiera para Tratamientos de Alto Costo, u otro mecanismo
financiero adecuado para apoyar a aquellos pacientes que padecen Atrofia
Muscular Espinal, y que les permita adquirir los costosos medicamentos
necesarios para su tratamiento. Particularmente los tratamientos mediante
Spinraza y Zolgensma cuyo valor asciende a $500 Millones y $1.700
Millones de pesos respectivamente, y particularmente del medicamento
Zolgensma, cuyo éxito depende de que se aplique dentro de los primeros 2

anos de vida del nifio o nina.

H.D} CESCA MUNOZ
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