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I. RESUMEN

Introduccién: El sindrome de intestino corto pedidtrico es una enfermedad poco
frecuente, de elevada carga clinica individual, asociada a complicaciones infecciosas,
metabdlicas, hepaticas y vasculares, y a un deterioro de la calidad de vida de los pacientes
y sus cuidadores. Tecnologia: Teduglutida es un analogo recombinante del péptido similar
al glucagodn tipo 2 humano, resistente a la degradacién por la enzima dipeptidil peptidasa
IV. Produce un efecto tréfico sobre la mucosa intestinal, aumentando la capacidad
absortiva del intestino remanente. Se administra por via subcutdnea a una dosis de 0,05
mg/kg/dia. Objetivos: Evaluar la eficacia y seguridad de teduglutida en pacientes
pediatricos con SIC-FI dependientes de NP, comparada con el cuidado estdandar basado en
NP. Estimar los efectos en el gasto publico e implicancias en salud publica y equidad.
Metodologia: Se adaptd un informe de evaluacion de tecnologia sanitaria del Instituto
Nacional de Salud de Peru publicado en 2021. Se realiz6 una valoracién critica de la
evidencia considerando la calidad de los estudios y la magnitud de los efectos segun los
desenlaces priorizados. Se estimaron los impactos en la salud, presupuestario y en salud
publica para el subsector estatal de Mendoza. Resultados: A las 24 semanas, con
teduglutida se redujo 2 20% de los requerimientos de NP en el 69,2% de los pacientes y se
logrd la independencia de NP en el 12% de los casos, con certeza de evidencia muy baja.
La calidad de vida se encontré moderadamente afectada y permanecié estable durante 96
semanas. Todos los pacientes presentaron al menos un evento adverso, la mayoria leves o
moderados, con muy baja certeza de la evidencia. Conclusidn: Teduglutida en pacientes
pedidtricos con SIC-FI dependientes de NP, comparada con el cuidado estandar, podria
reducir los requerimientos de NP, aunque muy pocos pacientes alcanzan la independencia,
con certeza de evidencia muy baja. Los eventos adversos son frecuentes, en su mayoria
leves o moderados. El efecto en la salud se considera menor. Esta tecnologia implicaria un
bajo gasto publico, aunque es una tecnologia de elevado costo. El impacto en salud
publica se considera probablemente positivo al abordar una necesidad médica insatisfecha
en una poblacidn vulnerable, bajo criterios especificos de uso, seguimiento y suspensién.

Fecha de publicacién: 27-08-2026.




TITLE: Teduglutide for pediatric short bowel syndrome.

ABSTRACT

Introduction: Pediatric short bowel syndrome is a rare disease with a high individual
clinical burden, associated with infectious, metabolic, hepatic, and vascular complications,
and with a deterioration in the quality of life of patients and their caregivers. Technology:
Teduglutide is a recombinant analog of human glucagon-like peptide-2, resistant to
degradation by the enzyme dipeptidyl peptidase IV. It produces a trophic effect on the
intestinal mucosa, increasing the absorptive capacity of the remaining intestine. It is
administered subcutaneously at a dose of 0.05 mg/kg/day. Objectives: To evaluate the
efficacy and safety of teduglutide in pediatric patients with PN-dependent short bowel
syndrome with intestinal failure (SBS-IF), compared with standard care based on
parenteral nutrition (PN). To estimate the effects on public spending and implications for
public health and equity. Methodology: A health technology assessment report from
Peru's National Institute of Health, published in 2021, was adapted. A critical appraisal of
the evidence was conducted, considering study quality and the magnitude of effects
according to the prioritized outcomes. Health, budgetary and public health impacts were
estimated for Mendoza's public health subsector. Results: At 24 weeks, teduglutide
reduced = 20% of PN requirements in 69.2% of patients and achieved independence from
PN in 12% of cases, with very low certainty of evidence. Quality of life was found to be
moderately affected and remained stable over 96 weeks. All patients experienced at least
one adverse event, most of which were mild or moderate, with very low certainty of the
evidence. Conclusion: Teduglutide in pediatric patients with SBS-IF dependent on PN,
compared with standard care, could reduce PN requirements, although very few patients
achieve independence, with very low certainty of evidence. There were frequent adverse
events, mostly mild or moderate. The health effect was considered minor. Incorporating
this technology into Mendoza's public system would entail a low budgetary impact,
despite the technology's high cost. The public health impact is considered likely positive,
under specific criteria for use, follow-up, and discontinuation.

Publication date: 27-08-2026.




Il. INFORME DE EVALUACION DE TECNOLOGIA SANITARIA

El presente informe de evaluacién se elabora considerando la tecnologia postulada en la
convocatoria 2026 de la Agencia de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (AETS), respecto de
la pertinencia de incorporacion de teduglutida en el tratamiento de pacientes pediatricos
con sindrome de intestino corto con falla intestinal dependientes de nutricién parenteral.

La presente evaluacion forma parte del plan anual de evaluaciones priorizadas, segln lo
establece el Art. 1° del Decreto Reglamentario de la Ley 9.547 (Decreto N° 1.777/24).
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1- Introduccion

El sindrome de intestino corto (SIC) pediatrico constituye una de las principales causas de
falla intestinal (FI) en la infancia y representa un problema sanitario de alta complejidad por
su baja frecuencia, su elevada carga clinica y la necesidad de seguimiento especializado a
largo plazo.™” Se considera Fl a la reducciéon de la masa intestinal funcional por debajo de la
necesaria para mantener la vida, por comprometer la absorcion de nutrientes, liquidos y

2 Jo que conlleva la dependencia de soporte parenteral suplementario

electrolitos,
(requerimiento de necesidades caldricas o fluidos parenterales por encima del 30%) durante

un minimo de 60 dias dentro de un intervalo de 74 dias consecutivos.*

El sindrome de intestino corto con falla intestinal (SIC-FI) se produce como consecuencia de
una pérdida anatémica o funcional significativa; principalmente por una reseccién masiva
del intestino delgado que deja menos del 25% de la longitud esperada para la edad
gestacional y/o cronoldgica; también se debe considerar la funcionalidad del segmento
remanente.’” Los nifios con un remanente intestinal de < 10 a 20 cm o menos del 10% del
largo esperado para su edad se consideran como sindrome de intestino ultracorto, de peor
prondstico evolutivo.*?

En neonatos y lactantes, las causas mas frecuentes incluyen enterocolitis necrotizante,
atresia intestinal, vélvulo, gastrosquisis y otras malformaciones congénitas, mientras que en
nifos mayores pueden observarse causas adquiridas menos frecuentes, como trauma,
tumores, isquemia intestinal o enfermedad inflamatoria intestinal.>*®

Se asocia con complicaciones potenciales que amenazan la vida, incluidas infecciones del
torrente sanguineo asociadas a catéteres centrales, disfuncidon renal y ésea crénica por
disfuncién electrolitica y metabdlica, y enfermedad hepatica asociada a FI. Suimpacto en la
calidad de vida de los nifios afectados es significativo, asi como para los cuidadores de nifios
con Fl que reciben NP a largo plazo.” Ademads, su impacto sobre el sistema de salud es
relevante debido a la complejidad del manejo, las hospitalizaciones recurrentes, el riesgo de
complicaciones graves y la necesidad de equipos multidisciplinarios con experiencia en
rehabilitacion intestinal.>®

Se trata de una condicién de baja frecuencia, incluida en Argentina en la Ley 26.689 de
Enfermedades Poco Frecuentes (EPOF), que incluye a enfermedades cuya prevalencia
poblacional es igual o inferior a 1 cada 2.000 personas y contempla su cuidado integral. Por
tratarse de una condicién de baja frecuencia, variabilidad en su abordaje entre los sistemas
de salud, entre otros aspectos, la estimacién de datos epidemioldgicos del SIC pediatrico
presenta limitaciones.>® Se estimé una incidencia del SIC de 22,1 por cada 1.000 ingresos en
la unidad de cuidados intensivos neonatales (IC del 95%: 15,3 a 28,9) y de 24,5 por cada
100.000 nacidos vivos (IC del 95%: 12,1 a 36,9), con una mayor incidencia en los recién
nacidos prematuros.’



Segun Khokhar y col. la prevalencia estimada de nifios con SIC-FI en 2024 fue entre 0,09 y
1,67 por 100.000. Los datos extrapolados de prevalencia pediatrica del SIC-FI para Argentina
fueron de 0,14 casos por cada 100.000 nifios.? La tasa de mortalidad por SIC en menores de
4 anos fue de 2,0 por cada 100.000 habitantes (IC del 95%: 1,4 a 2,6) y la tasa de letalidad
por SIC fue del 37,5% (IC del 95%: 22,5 a 52,5).° En Argentina, Martinez y col. reportaron en
el afio 2011 que la mortalidad por SIC en nifios fue del 33% (21/63), la causa principal de
muerte para esta poblacién fue la enfermedad hepatica terminal asociada a la insuficiencia
intestinal y a la nutricién parenteral (NP).%°

El manejo del SIC pediatrico se ha orientado hacia programas de rehabilitacidn intestinal que
buscan optimizar la adaptacién del intestino remanente, avanzar en la alimentacion enteral y
lograr, cuando sea posible, la autonomia enteral.>** La NP sigue siendo indispensable en
pacientes con SIC-FI, ha mejorado la atencidn médica de los pacientes, disminuido la
mortalidad y mejorado el prondstico general.’? Pero, el uso prolongado de NP genera
complicaciones serias —infecciosas, metabdlicas, hepdticas y vasculares— que condicionan
la evolucidn clinica a largo plazo y afectan la calidad de vida de los pacientes y sus familias.
173813 Existen para SIC-FI terapias farmacoldgicas basadas en factores tréficos, como los
analogos del péptido similar al glucagdn tipo 2 humano (GLP-2) como la teduglutida, terapia
de rehabilitacién intestinal, que modifica la enfermedad.?

Consulta recibida

El presente informe de Evaluacion de Tecnologia Sanitaria (ETS) responde a la consulta de
evaluar el medicamento teduglutida para el tratamiento del sindrome de intestino corto o
ultracorto en ninos que dependen exclusivamente de la alimentacion parenteral. Esta
tecnologia ha sido priorizada para su evaluacidn, tal como se indica en el informe de
resultados de la postulacion de tecnologias 2026 (Plan 2026). En la tabla 1 se detalla la
consulta recibida.

Tabla 1: Tecnologia sanitaria priorizada por consulta publica.

SOLICITANTE CONSULTA RECIBIDA PROBLEMA DE SALUD
Financiador publico - Pertinencia de la Poblacion pediatrica de 1a 18
auditoria. incorporacién de anos con sindrome de intestino

Teduglutida corto con falla intestinal

dependiente de nutricién

parenteral.

2- Tecnologia

La teduglutida es un andlogo recombinante del péptido similar al glucagén tipo 2 humano
(GLP-2), producido mediante tecnologia de ADN recombinante en células de Escherichia coli.


https://aets.com.ar/wp-content/uploads/2026/05/PLAN-ANUAL-DE-TRABAJO-2026_-Convocatoria-Priorizacion-Resultados.pdf

En el sistema de Clasificacion Anatdmica, Terapéutica y Quimica (ATC), se clasifica con el
codigo A16AX08, dentro del grupo farmacoterapéutico “otros productos para el tracto
alimentario y metabolismo”.**

La comercializacidon de la teduglutida fue aprobada inicialmente en el aifio 2012 tanto en la
Unidn Europea como en EE. UU. Su uso para el tratamiento del SIC en la poblacion pediatrica
fue autorizado posteriormente por ambas entidades regulatorias: la Agencia Europea de
Medicamentos (EMA) avald su administracién en 2016 para pacientes desde los 4 meses de
edad, mientras que la Administracidn de Alimentos y Medicamentos de los Estados Unidos
(FDA) habilité su uso en 2019 a partir de 1 afio de edad.”™*®

En Argentina, teduglutida se encuentra autorizada por la Administracion Nacional de
Medicamentos, Alimentos y Tecnologia Médica (ANMAT) bajo el nombre comercial
Revestive® - Takeda, Certificado N° 59.083, seguln Disposicion
DI-2023-8872-APN-ANMAT#MS, para “el tratamiento del SIC en pacientes de 4 meses de
edad gestacional corregida y mayores, que se encuentren estables tras el periodo de
adaptacion intestinal posterior a la cirugia”. En insuficiencia renal moderada o grave
(clearance de creatinina menor a 50 ml/min) o nefropatia terminal, la dosis debe reducirse
un 50%. Se administra mediante inyeccion subcutanea, a una dosis de 0,05 mg/kg/dia, una
vez optimizado y estabilizado el aporte intravenoso de liquidos y la NP; su administracion
por via intravenosa o intramuscular estd contraindicada. El fdirmaco se presenta como polvo
liofilizado que, tras reconstituirse con el disolvente incluido de 5 mg en 0,5 ml, alcanza una
concentracién de 10 mg/ml. Presentaciones disponibles: viales de 1,25 y 5 mg."” Tabla 2.

Tabla 2: Especialidad medicinal y presentacidn autorizada en Argentina de teduglutida.

Nombre Forma
Monodroga A Laboratorio | N° certificado L . Presentacion Precio (S ARS)
comercial farmacéutica
Teduglutida Revestive® Takeda 59.083 POIV? liofilizado 28 viales de $77.609.258 70'®
y disolvente polvo (5 mg) ’

La teduglutida es resistente a la degradacién por la enzima dipeptidil peptidasa IV (DPP-1V),
lo que prolonga su actividad bioldgica y potencia sus efectos sobre la adaptacion intestinal.
1719 5y accidn indirecta, mediada por sefiales paracrinas que promueven el crecimiento y la
reparacién de la mucosa intestinal, produce un efecto intestino tréfico que aumenta la altura
de las vellosidades, la profundidad de las criptas y la capacidad absortiva intestinal.'”*°2* Sj
bien la teduglutida facilita la adaptacion y mejora la absorcién intestinal al aumentar la
superficie de la mucosa, existen reportes que estos efectos terapéuticos son reversibles y se
pierden una vez que se suspende la administracién del fdrmaco.*****

La teduglutida es generalmente bien tolerada en la poblacidn pediatrica, presentando
eventos adversos que son mayoritariamente de intensidad leve a moderada.’®”’ Las
reacciones reportadas con mayor frecuencia (afectando a mas del 10% de los pacientes)



incluyen vomitos (31-56%), pirexia o fiebre (14-47%), infecciones del tracto respiratorio

.22 Asimismo, son habituales las complicaciones

superior, tos y dolor o distensién abdomina
relacionadas con el catéter venoso central y las reacciones locales en el sitio de inyeccién,

aunque muchas de estas se consideran intrinsecas al manejo crénico del SIC y la NP.**%

Debido al efecto tréfico y proliferativo del farmaco sobre la mucosa, existe una preocupacion
constante por el riesgo potencial de aceleracion neoplasica y la formacion de pdlipos
intestinales de novo, los cuales han sido detectados incluso en el tracto gastrointestinal
superior de nifios.>**' Por este motivo, es obligatorio un monitoreo estricto que incluya
sangre oculta en heces anual y la realizacién de colonoscopias y endoscopias periddicas.'”>!
La colonoscopia o sigmoidoscopia se recomienda en pacientes mayores de 12 afios (salvo
antecedente del estudio en el ultimo afio) y en menores de esa edad que presenten
sangrado fecal sin causa aparente. Asimismo, se debe programar un examen tras el primer
ano de tratamiento y mantener una frecuencia posterior de al menos un control cada 5

afios.?

Otros riesgos relevantes que requieren supervisiéon especializada incluyen la obstruccién
intestinal, la sobrecarga de liquidos y posibles trastornos biliares o pancreaticos.'’

Se recomienda evaluar la respuesta terapéutica a las 12 semanas en menores de 2 aflos y a
los 6 meses en nifios de 2 afios y mayores; si no hay mejoria a los 12 meses, se debe
reconsiderar su continuidad."

3- Objetivos y preguntas de investigacion
Objetivos:

- Evaluar la eficacia y seguridad de teduglutida en pacientes pedidtricos de 1 a 18 afios con
sindrome de intestino corto con falla intestinal dependientes de nutricion parenteral.

- Estimar el impacto en el gasto publico de la provincia de Mendoza.

- Evaluar el impacto en la salud publica asociado a la eventual incorporacién de teduglutida
como tratamiento para la poblacidon pedidtrica con sindrome de intestino corto con falla
intestinal dependiente de nutricién parenteral en la Provincia de Mendoza.

Preguntas de investigacion:

a. (Es eficaz y segura teduglutida para el tratamiento de pacientes pedidtricos (1-18
afios) con sindrome de intestino corto con falla intestinal dependientes de nutricién
parenteral, en comparacion con el cuidado estandar basado en nutricion parenteral?



b. ¢Cudl es el impacto presupuestario de su incorporacion en el sistema de salud
mendocino?

c. ¢éCudl es el impacto en la salud publica de la incorporacién de teduglutida en el
subsector estatal en la Provincia de Mendoza considerando aspectos como la
equidad, carga de enfermedad, politicas sanitarias priorizadas e impacto ambiental?

En la tabla 3 se formuldé la pregunta de investigacion en formato PICO y se realizd la
busqueda bibliografica controlada.

Tabla 3: Pregunta de investigacion en formato PICO y criterios de eleccion de los estudios.

Pacientes de 1 a 18 afios con diagndstico de sindrome de intestino

POBLACION . . . . 9
corto con falla intestinal dependientes de alimentacién parenteral.

INTERVENCION Teduglutida SC.

COMPARADOR Cuidado estandar/nutricion parenteral.

Eficacia:

- Mortalidad por todas las causas.

- Calidad de vida relacionada con la salud.
RESULTADOS L, .
- Disminucién de los requerimientos de NP.
- Independencia de la NP.

Seguridad: Efectos adversos.

Revisiones  sistemdticas, Metaandlisis y Ensayos clinicos
ESTUDIOS aleatorizados. Estudios del Mundo Real. Guias de practica clinica,
informes de ETS.

PICO: poblaciodn, intervencién, comparador y resultados (por outcome del inglés).
SC: subcutaneo. NP: nutricidn parenteral. ETS: evaluacion de tecnologias sanitarias.

Se considerd como cuidado estandar a la nutricion parenteral. La Sociedad Americana de
Nutricidon Parenteral y Enteral (ASPEN, del inglés American Society for Parenteral and Enteral
Nutrition), define soporte parenteral a la administracion intravenosa de nutrientes
(proteinas, carbohidratos y/o grasas, asi como electrolitos, oligoelementos, micronutrientes
y/o vitaminas, junto con una cantidad adecuada de liquido) a pacientes que no pueden

obtener los nutrientes necesarios por via enteral.*

Definicion de desenlaces:

Calidad de vida relacionada con la salud (CdV): es la percepcion del paciente sobre el
impacto de una intervencion en el estado de salud en la fisiologia, la funcién, la vida social,
la cognicidn, las emociones, el suefio y el descanso, la energia y la vitalidad; la percepcién de

la salud y la satisfaccién general con la vida”.**



Disminuciéon de los requerimientos de la NP: reduccion clinicamente significativa del

volumen de la NP = 20% respecto del volumen basal.?’

Independencia de NP: pacientes que lograron una reduccion del 100% en el volumen de la
NP durante 2 90 dias consecutivos.®

Efectos adversos: efectos no deseados atribuibles a la administracion de un medicamento, a
dosis utilizadas habitualmente en la especie humana, para prevenir, diagnosticar o tratar una
enfermedad, o para modificar cualquier funcién bioldgica. Se consideran graves a aquellos
cuya intensidad interrumpe las actividades habituales de la vida diaria, afectan
significativamente el estado clinico o pueden requerir una intervencién terapéutica
intensiva.*

Se valoraron los desenlaces como criticos e importantes, en deliberaciéon conjunta con
reunion de expertos, segln se describe:

Criticos:

e Mortalidad por todas las causas.
Importantes:

e (alidad de vida relacionada con la salud.

® Disminucién de los requerimientos de NP.

e Independencia de la NP.

e Eventos adversos.

4- Metodologia

Se realiz6 una busqueda bibliografica genérica en las bases de datos de agencias de
evaluacion de tecnologias sanitarias (ETS). Se identific6 un informe de evaluacién de
tecnologia sanitaria del Instituto Nacional de Salud de Perd (UNAGESP) de octubre de 2021,
sobre teduglutida en nifios de 1 a 18 afios con SIC dependientes de NP.? Se hizo una lectura
critica del informe publicado; para valorar su pertinencia de adaptacidn local en la provincia
de Mendoza, se utilizé la Herramienta para la Adaptacion de Informes de Evaluacion de
Tecnologias Sanitarias de la Organizacién Panamericana de la Salud.? Se decidio el uso de
dicho informe para su adaptacién dada la concordancia con la consulta priorizada por AETS
2026, sobre la pertinencia de incorporar teduglutida en SIC-Fl en la poblacion pediatrica.

Se realizé una busqueda bibliografica conforme a la pregunta PICO de la seccidén anterior, a
partir del 5 de octubre de 2021 (fecha de publicacion del informe ETS tomado para
adaptacion) hasta el 30 de junio 2026 en los siguientes sitios: Pubmed, SciELO, LILACS,
Cochrane, Epistemonikos, y el registro de ensayos clinicos Clinical Trials.
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Se reviso la evidencia cientifica disponible mediante busquedas sistematicas en las bases de
datos biomédicas utilizadas basandose en los términos de busqueda utilizados en el informe

” “"

tomado para adaptacidn: “short bowel syndrome”, “sindrome de intestino corto”, “falla

” .

teduglutide”, “teduglutida”, “Revestive” y “Gattex”. Tabla 4.

intestinal”, “
Ademads, se realizd una busqueda complementaria de guias de practica clinica (GPC),
evaluaciones de tecnologias sanitarias (ETS), evaluaciones econdmicas (EE) con el objetivo
de identificar estudios de costo-efectividad y costo-utilidad, politicas de cobertura (PC) y
documentacidn regulatoria en fuentes institucionales relevantes. Anexo I.

La gestion, cribado y andlisis preliminar de los registros obtenidos en las bases de datos se
realizaron centralizadamente utilizando la plataforma Rayyan por dos revisores.*®

Se decidié utilizar la valoracion de evidencia realizada segin GRADE (Grading of
Recommendations Assessment, Development and Evaluation) del informe de ETS elegido
para adaptar.

Se realizaron consultas a especialistas locales y fuentes de datos epidemiolégicos de la
provincia sobre la utilizacidn e indicacion de teduglutida.

Finalmente, se realizd un impacto presupuestario estimando los costos asociados al
tratamiento y se evaludé su potencial impacto en la salud publica, incluyendo aspectos
relacionados con la equidad, con la carga de enfermedad, politicas sanitarias y el impacto
ambiental, mediante la herramienta AETSalud—Dominio de Salud Publica.* Anexo Il.

Tabla 4: Términos de busqueda utilizados en las bases de datos.

Bases de datos Términos y filtros utilizados Resultados

AREA[ConditionSearch]("Short Bowel Syndrome" OR
"intestinal failure" OR ((parenteral OR support) AND
. . (nutrition OR nutritional)) OR "intestinal adaptation") AND
Clinical Trials . i 5
AREA[InterventionSearch](teduglutide OR Gattex OR
Revestive) AND AREA[StudyFirstPostDate]

RANGE[2021-10-05, 2026-05-13]

(MeSH descriptor: [Short Bowel Syndrome] explode all
trees OR ("short bowel syndrome" OR "short-bowel
syndrome"):ti,ab,kw OR ("intestinal failure" OR "intestinal
adaptation"):ti,ab,kw OR ((parenteral OR support) AND 10
nutrition*):ti,ab,kw OR MeSH descriptor: [Parenteral
Nutrition] explode all trees) AND (teduglutide OR Gattex
OR Revestive)

Cochrane
Library

) ) (title:((title:(("short bowel syndrome" OR "short-bowel
Epistemonikos .\ . , o " , 43
syndrome"” OR ‘'intestinal failure" OR ‘"intestinal
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Bases de datos Términos y filtros utilizados Resultados

adaptation" OR "parenteral nutrition") AND (teduglutide
OR Gattex OR Revestive)) OR abstract:(("short bowel
syndrome" OR "short-bowel syndrome" OR "intestinal
failure" OR ‘'intestinal adaptation” OR "parenteral
nutrition") AND (teduglutide OR Gattex OR Revestive))))
OR  abstract:((title:(("short bowel syndrome" OR
"short-bowel syndrome" OR ‘"intestinal failure" OR
"intestinal adaptation” OR "parenteral nutrition") AND
(teduglutide  OR  Gattex = OR  Revestive)) OR
abstract:(("short bowel syndrome" OR "short-bowel
syndrome” OR ‘'intestinal failure" OR ‘"intestinal
adaptation" OR "parenteral nutrition") AND (teduglutide
OR Gattex OR Revestive))))))

Filtros: ultimos 5 afos.

((tw:"Short Bowel Syndrome" OR tw:"intestinal failure"
OR ((tw:parenteral OR tw:support) AND tw:nutrition*) OR
LILACS . . . . 154
tw:"intestinal adaptation") AND tw:teduglutide) AND

(year_cluster:[2021 TO 2026]) AND instance:"regional"

("short bowel syndrome"[MeSH Terms] OR "short bowel
syndrome"[Title/Abstract] OR "short-bowel
syndrome"[Title/Abstract] OR "intestinal
failure"[Title/Abstract] OR ( (parenteral[Title/Abstract] OR
support[Title]) AND nutrition*[Title/Abstract] ) OR
"parenteral nutrition"[MeSH Terms] OR ‘"intestinal
Pubmed ) ] 129
adaptation"[Title/Abstract] ) AND (
teduglutide[Supplementary Concept] OR
"teduglutide"[Title/Abstract] OR "gattex"[Title/Abstract]
OR "revestive"[Title/Abstract] ) AND ( english[Language]
OR spanish[Language] ) AND ( "2021/10/05"[Date -
Publication] : "2026/05/13"[Date - Publication] )

("Short Bowel Syndrome" OR ‘"intestinal failure" OR
. ((parenteral OR support) AND nutrition) OR "intestinal
SciELO . ) 7
adaptation") AND teduglutide

Filtros: ultimos 5 afios

5- Resultados
5.1- Busqueda bibliografica

Se identificd un informe de ETS de Peru del afio 2021 a partir del cual se realiza este informe
de ETS adaptado.” Posteriormente, se identificaron 24 fuentes bibliograficas para lectura
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critica y finalmente se incluyeron: 1 (un) estudio clinico de fase 3,° 1 (un) estudio de calidad
de vida,*® 4 (cuatro) estudios del mundo real,?***™* 4 (cuatro) informes de evaluacién de
tecnologias sanitarias (ETS),”?"*** 2 (dos) evaluaciones econdmicas (EE)***" y 13 (trece)
documentos entre guias de practica clinica (GPC), politicas de cobertura (PC) y registros
regulatorios (RR).?*****~>* Figura 1.

Figura 1: Flujograma de seleccién de estudios.

Ty e i —

Ty
'5 " L ; " | 4 . . Reglstros identificados
o Registras identificados Registras identiicados Ragistros duplicados I f
'H para su adaplacidn en bases de dalos * | gliminados antes del de ETE‘_1EEI:: /PC /DR
E ETS (n=1) (n=527) Cribado {n=203) GPC (n=15)
—
|
Registras cribados . Registros exchuidos
(n=234) {n=183)
=
o r
E Informes buscados
o (AT U MRCUPAFACIEN Informes no recuperados
HE in=51) h=12)
= r
Informes eveluados Informes excluidos por
para elagibilidad — & | mocumplr los critenios de
(n=1) inclusion {n=30)
|
Se seleccionaron 25 esludios
- Engayd Clinica (mw=1)
=] Evaluacian de Tecnologia Sanilaria (n=4)
8 - Estudio da Calidad da Vida (n=1) 5
I._I.I Estudics del Mundo Real (n=4)
w Guia de Practica Clinica (n=3)
[ Puolitica de Cobertura {n=10)
Evaluackin Econdmica (n=2)

5.2- Efectos para la salud: Eficacia y seguridad

Se expresan a continuacion, los desenlaces del informe de ETS de Peru y de los estudios
seleccionados de Chiba y col, Wendel y col y 4 estudios del mundo real.?#2>3540-43,55
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Tabla 5: Resumen de estudios seleccionados.

dependientes de
NP vy cuidadores
de pacientes de 2

a 18 afios.
Incluyeron
pacientes que
recibieron
teduglutida tanto
en los estudios
principales como
en los estudios de
extension al
momento de
ingreso a los
estudios de
extension.

informada por cuidador: 71,6 (17,5
DE) (poblaciéon sana de referencia:
83,9y 82,3 respectivamente).
-Puntuacion CdeV cuidador: 72,3 (DE
17,8).

Criterios de Intervencion
Estudio inclusion - y Desenlaces Observaciones
poblacion comparador
Chiba vy | Estudio fase 3 | Teduglutida Grupo inicial: 20 pacientes (12
col.* prospectivo, 0,05 lactantes y 12 nifios).
DOI:10.10 | abierto y a largo | mg/kg/dia via | Grupo extensién: 9 pacientes (2
97/MPG.0 | plazo en lactantes | SC, 1 vez /dia | lactantesy 7 nifios).
00000000 | de 4a 12 mesesy | vs cuidado | -Reduccidén de NP respecto del valor
0003867 nifios de 1 a 15 | estandar. basal: A las 24 sem. con teduglutida
afios  japoneses, en 4 lactantes (57,1%) y 4 nifios
Erratum.® | con  SIC-FI vy (66,7%) y 2 (40,0%) lactantes que
DOI:10.10 | requerimiento recibieron cuidado estandar. A las 48
02/jpn3.1 | estable de NP. sem., 3 nifios (60,0%) mantuvieron
2291 este desenlace.
-Autonomia enteral: 2 nifios con
teduglutida en las semanas 12y 28 y
la mantuvieron hasta la semana 48.
-Eventos adversos (EA): en el grupo
de extension, se reportaron EA
graves en 1 (11%) paciente,
moderados en 4 (44%) pacientes y
leves en 9 (100%) pacientes.
Wendel y | Cuestionario Teduglutida N: 69 pacientes de 1 a 17 afios Las
col.® genérico de | 0,05 -Duracién media de exposicion a | puntuaciones de
DOI: Calidad de vida | mg/kg/diavia | teduglutida: 83,3 sem (41,9 DE). CdeV se
10.1002/j | relacionada con la | SC, 1 vez /dia | -Tasa de respuesta de cuestionario | mantuvieron
pn3.7035 | salud (CdV) en |vs cuidado | autoinformado de CdeV: 75,4% (n: | estables
8 pacientes de 5 a | estandar. 52) y del cuidador: 92,8% (n: 64). independientem
18 afos -Tiempo desde el diagndstico de SIC: | ente de si los
provenientes de 2 8,1 afios (3,5 DE). pacientes
ensayos abiertos Proporcién de tiempo de estudio en | lograron la
multicéntricos de el que se recibié teduglutida 71% | autonomia
fase 3 de (Media: 25,9). enteral. Tasas de
extension de -Puntuacion media total de CdeV | respuesta:
pacientes con (PedsQol) durante 96 sem: | 75,4% (nifios) y
SIC-FI autoinformada: 75 (16,2 DE), | 92,8%

(cuidadores).

14




5.2.1- Desenlace mortalidad: En dos estudios de mundo real, en el de Solar Muiiiz y col. de
una cohorte de 33 niflos 2 1 afo hasta 18 afios bajo tratamiento con teduglutida en
Argentina durante 24 meses y otro de Lambe y col., en Francia, de 25 niflos de 5 a 16 afios
gue recibieron teduglutida durante 48 semanas, no se registraron fallecimientos durante el

periodo de observacién.*

5.2.2- Desenlace Calidad de vida relacionada con la salud: en el reporte de Wendel y col. de
2026, (N: 69 nifios de 1 a 17 aiios) con SIC-IF dependientes de NP que recibieron

teduglutida,®

se tomaron cuestionarios genéricos de calidad de vida relacionada con la
salud a los cuidadores de niflos de 2 a 18 afios (HRQoL expresado en su sigla en inglés de
Health-Related Quality of Life) y a los pacientes pedidtricos de 5 a 18 afos (PedsQL 4.0, de
su sigla en inglés Pediatric Quality of Life Inventory o Inventario de Calidad de Vida

Pedidtrica, version 4) bajo tratamiento con teduglutida.

La puntuacién media total del PedsQL informado por el paciente en las 96 semanas fue de
75,0 (16,2 DE) e informada por cuidador: 71,6 (17,5 DE), siendo de 83,9 y 82,3
respectivamente para poblacién sana. Las puntuaciones medias del PedsQL se mantuvieron
estables durante 96 semanas, independientemente de si los pacientes lograron o no la
autonomia enteral. La puntuacion media de HRQolL para CdeV relacionada con la salud
informada por el cuidador fue 72,3 (17,8 DE).

5.2.3- Desenlace disminucidn de los requerimientos de la NP: en el informe de ETS de Peru
se incluyeron 2 estudios fase 3 en el que administraban dosis de teduglutida 0,025 y 0,05
mg/Kg/dia, y 0,0125 mg/Kg/dia en sélo uno de los estudios. Se expresan a continuacién los
resultados de teduglutida en dosis de 0,05 mg/Kg/dia comparado con cuidado estdndar:®

o Alas 12 semanas (N: 15) la mediana de volumen de NP se redujo en —1,3 L/semana,
mientras que se mantuvo el volumen entre quienes recibieron cuidado estandar (n:
5). El requerimiento de NP disminuyé a las 12 semanas el 25% en el grupo que
recibid teduglutida.

o Al cabo de 24 semanas, el 69,2% (18/26) de los pacientes tratados con teduglutida
alcanzd una reduccién 2 20% en sus requerimientos de soporte parenteral. Se redujo
en -23,3 + 17,50 ml/kg/d en el grupo teduglutida y —6,0 + 4,55 ml/kg/d en el grupo
de cuidado estandar (n: 9). En comparacién con el grupo de cuidado estandar, esto
representa una diferencia en la tasa de respuesta del 58,1% (IC del 95%:
20,5%-75,1%; P = 0,004).

La certeza de la evidencia de teduglutida comparada con cuidado estandar alas 12 y a las 24
semanas de tratamiento en la reduccidn de requerimiento de NP fue muy baja. Anexo Il.
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Un estudio Fase 3 de Chiba y col. de 2023, prospectivo, abierto y a largo plazo, estudié la
seguridad y eficacia de la teduglutida en dosis de 0,05 mg/Kg/dia via SC comparado con
cuidado estdndar a las 24 semanas de tratamiento en pacientes pedidtricos japoneses con
SIC-FI. Se tratd de 2 estudios abiertos de fase 3 y 1 estudio de extension en lactantes de 4 a
12 m (N: 12) y nifios de 1 a 15 afos (N: 8) con SIC-FI y requerimiento estable de NP. Se
encontré una reduccién de NP = 20% respecto del valor basal a las 24 semanas, con
teduglutida en 4 lactantes (57,1%) y 4 nifios (66,7%).%

En estudios del mundo real se encontré que hubo reduccién de 2 20% del volumen semanal
respecto del valor inicial en SIC-FI dependientes de NP, en:

o ElI37,5% (IC del 95%: 18,7-59,4%) de 24 pacientes = 1 afio de edad en la semana 12
de tratamiento y el 83,3% (IC del 95%: 62,6-95,2%) en la semana 24.*

o 70% (23/33) de 33 pacientes de 1 a 18 afios. La proporcion de respondedores fue del
42,4% (14/33) a las 12 semanas, del 79,3% (23/29) a las 24 semanas y del 100%
(19/19) entre quienes alcanzaron los 12 meses de tratamiento.*

o El 96%, en 24 de 25 pacientes pediatricos de 5 a 16 afios, a las semanas 12 y 24 de
tratamiento.?

o El 77% de 30 pacientes pediatricos < 18 afios que habian recibido NP durante = 90
dias y fueron tratados por al menos 3 meses de teduglutida.*

5.2.4- Desenlace independencia de NP: el informe de ETS de Peru reporta que ésta fue
lograda por 3 pacientes (20%) y ninguno en el grupo de cuidado estdndar.”® Tras 4 semanas
de suspension de teduglutida, 2 pacientes debieron reanudar la NP. A las 24 semanas 3
pacientes (12%) lograron independencia de NP y ninguno en el grupo del cuidado estandar.
La certeza de la evidencia de teduglutida comparada con cuidado estandar alas 12 y a las 24
semanas de tratamiento en la independencia de NP fue muy baja. Anexo .

En el estudio Fase 3 de Chiba y col. de 2023, sélo 2 nifios japoneses con SIC-Fl y
requerimiento estable de NP, lograron la independencia de NP, uno a las 12 semanas y otro a
las 28 semanas de tratamiento con teduglutida.*

En los estudios del mundo real, lograron la independencia de NP:

o El 25% (6/24) de los pacientes (IC del 95%: 9,7-46,7) a las 24 semanas de
tratamiento.*

o EI29% (9/30) tras una mediana de 6 meses de tratamiento.*?
o ElI32% (8/25) a la semana 48 en otro estudio.?

o ElI36% (12/33) con un tiempo mediano hasta el destete de 8,16 meses.*
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5.2.5- Desenlace efectos adversos: el informe de ETS de Peru reporta que la certeza de la
evidencia sobre efectos adversos es muy baja.”® El 100% de los pacientes tratados con
teduglutida tuvieron al menos un evento adverso (EA), la mayoria leves y moderados. El 35%
de los que recibieron teduglutida presentaron EA graves y 20% de los que recibieron cuidado
estandar. Los EA mas comunes en los grupos tratados con teduglutida fueron vomitos y
pirexia. No se registraron eventos de obstruccidon intestinal, sobrecarga de liquidos, o
enfermedad biliar o pancreatica, ni abandonos o interrupciones del tratamiento debido a
EA.

En el estudio de Chiba y col. los eventos adversos reportados en el grupo de extension (N: 9),
fueron leves en la totalidad de los pacientes (100%), mientras que 4 de ellos (44%)
experimentaron eventos adversos moderados y sélo 1 paciente (11%) registré eventos
adversos graves.*

En los estudios del mundo real, se reportaron eventos adversos en:

o 58,3% (14/24) pacientes pediatricos experimentaron al menos un evento adverso
relacionados con el tratamiento, 8,3% (2/24) pacientes tuvieron un evento adverso
considerado grave (complicaciones del estoma gastrointestinal). Ninguno de los
eventos adversos provocd la interrupcién del tratamiento.

o 19,4% (6/31) presentaron eventos adversos leves relacionados con el tratamiento,
sin registrarse eventos adversos graves ni interrupciones del tratamiento.

o 64% (16/25) de los pacientes presentaron eventos adversos leves, siendo el dolor
abdominal el mas frecuente. No se registraron eventos adversos graves directamente
relacionados con el farmaco ni interrupciones del tratamiento. **

o Se observaron 18 diversos eventos adversos, el dolor abdominal fue el mas
frecuente. El 6% (2/33) de los pacientes presentaron eventos adversos graves,
correspondientes a sintomas suboclusivos y acidosis D-lactica grave, que requirieron
la interrupcion del tratamiento. *

Conclusion Efectos para la salud

Teduglutida en pacientes de 1 a 18 afios con SIC-FI dependientes de NP podria reducir los
requerimientos de NP comparado con el cuidado estandar a las 12 y 24 semanas y podria
lograr la independencia de NP en aproximadamente 20% de los casos 0 menos, con muy
baja certeza de la evidencia. El impacto en la calidad de vida fue moderado y los eventos
adversos, aunque frecuentes, son mayormente leves. Los estudios del mundo real reportan
mayores tasas de respuesta clinica en disminucién de los requerimientos de NP (entre
70-96%) e independencia de la NP (25-36%). Sin embargo, al tratarse de estudios
observacionales en una poblacién con una condicion poco frecuente, estos resultados deben
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interpretarse con cautela debido a limitaciones metodoldgicas propias de este tipo de
estudios. El efecto neto para la salud se considera menor.

5.3- Otros informes de ETS

El informe de Peru usado como base para la adaptacion sobre teduglutida en pacientes
pediatricos mayores a un aino de edad con SIC-FI dependientes de NP, identificd 2 (dos) ETS,
una de Canada y otra de Argentina (IECs). El IECS, en su informe de 2021, evalué la evidencia
como baja y el beneficio neto menor; seguin este informe, la informacién disponible es
contraria a la incorporacion de esta tecnologia.?® Canada autorizé teduglutida a pacientes de
1 afio a 17 afios con SIC dependendientes de NP bajo condiciones, a saber: estabilidad del
soporte parenteral o sin mejoria en alimentacion enteral durante al menos los tres meses
anteriores, el requerimiento de soporte parenteral debe cubrir mas del 30% de las
necesidades caldricas y/o de liquidos y electrolitos; documentar en cada consulta el volumen
del soporte parenteral y porcentaje del consumo total; reevaluar la respuesta a los 6 meses
de iniciado el tratamiento, considerandose positiva si reduce al menos el 20% en el volumen
de soporte parenteral en comparacién con el volumen basal; seguimiento multidisciplinario
especializado en rehabilitacion intestinal y reduccién de precio.?”’

Para IQWiG de Alemania, las condiciones para iniciar teduglutida son: estabilidad del
soporte parenteral o sin mejoria en alimentacion enteral durante al menos los tres meses
anteriores, requerimiento de soporte parenteral debe cubrir mas del 30% de las necesidades
caldricas y/o de liquidos y electrolitos; documentar en cada consulta el volumen del soporte
parenteral y porcentaje del consumo total; reevaluar la respuesta a los 6 meses de iniciado
el tratamiento, considerandose positiva si reduce al menos el 20% en el volumen de soporte
parenteral en comparacion con el volumen basal; seguimiento multidisciplinario
especializado en rehabilitacion intestinal y reduccidon de precio.”

5.4- Guias de practica clinica y politicas de cobertura

La Guia del afio 2021 de Sociedad Argentina de Pediatria, refiere que la experiencia clinica
de uso de teduglutida en edad pediatrica es limitada.*”® Por consenso de expertos, considerar
su indicacidn solamente en los nifios con Fl secundaria a SIC, en contexto de Fl crénica, una
vez que el paciente ha alcanzado la meseta en el proceso de adaptacién, y cuando se han
agotado todas las estrategias de rehabilitacion médica y quirurgica. Se recomienda que haya
transcurrido un tiempo de al menos 6 meses desde la Ultima cirugia indicada en el proceso
de rehabilitacién. Este tratamiento (dosis 0,05 mg/Kg/dia, via SC cada 24hs) deberia ser
indicado y monitoreado bajo un protocolo unificado, en el contexto de un programa de
rehabilitacion intestinal.

La recomendacion del Comité de Nutricién de la Sociedad Europea de Gastroenterologia,
Hepatologia y Nutricion Pediatrica (ESPGHAN), sobre tratamiento para aumentar la
absorcion intestinal, es la administraciéon de teduglutida a dosis de 0,05 mg/Kg/dia en nifios
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metabdlicamente estables con SIC-FI en quienes la adaptacion intestinal se ha estancado
incluso después de una investigaciéon y un tratamiento adecuados por parte de un equipo
multidisciplinario especializado en rehabilitacién de FI pediatrica.”® No recomienda el uso de
teduglutida en menores de 12 meses de edad y 10 kg. Teduglutida no es una alternativa a
una buena atencién médica multidisciplinaria. Priorizar el uso de teduglutida a nifios con
pérdida del acceso vascular inicial y/o enfermedad hepatica evolutiva.

La Sociedad de Gastroenterologia y Nutricion Pediatrica (GPGE) de Alemania adhiere a la
recomendacion de ESPGHAN sobre teduglutida a dosis de 0,04 mg/Kg/dia, con
consideraciones especiales e individualizadas en nifios con acceso venoso limitado o
enfermedad hepdtica; que la nutricion enteral u oral sea posible y se pueda aumentar; en
casos de diarrea, la inflamacidn intestinal o el sobrecrecimiento bacteriano deben tratarse
primero; priorizar el logro de la continuidad de la anatomia intestinal y atencién en centros
con experiencia. Ante una indicacidon terapéutica individual que no estd cubierta por la
autorizacién de comercializacién, se recomienda solicitar el reembolso a la compaiiia de
seguros de salud.*®

NICE, recomienda teduglutida en SIC, para pacientes de 1 afio o mds que se encuentren
estables tras un periodo de adaptacion intestinal postquiridrgico. NICE considera que si bien
existe incertidumbre respecto a la evidencia cientifica y las estimaciones de
costo-efectividad son inciertas, ésta se sitla por debajo de lo que considera aceptable, por lo

tanto recomienda teduglutida si la empresa la suministra con un acuerdo comercial.?®

A modo de resumen, las recomendaciones de las guias sobre su indicacidn son:
- nousar en menores de 12 meses de edad y 10 kg.

- el soporte parenteral debe cubrir mas del 30% de las necesidades caldricas y/o de
liguidos y electrolitos; documentar en cada consulta el volumen y porcentaje de
consumo total.

- estabilidad del soporte parenteral o sin mejoria en alimentacion enteral durante al
menos los tres meses anteriores, una vez que el paciente ha alcanzado la meseta en
el proceso de adaptacién, y cuando se han agotado todas las estrategias de
rehabilitacion médica y quirdrgica. Se recomienda que hayan transcurrido al menos 6
meses desde la ultima cirugia indicada en el proceso de rehabilitacién.

- priorizar nifios con pérdida del acceso vascular inicial y/o enfermedad hepatica
evolutiva.

- atencion por equipo multidisciplinario especializado en rehabilitacién intestinal.

reduccién de precio.

Criterios de monitoreo y suspension:

19



- evaluar la respuesta terapéutica a las 12 semanas en menores de 2 afios y a los 6
meses en nifios de 2 afios y mayores; considerandose positiva si reduce al menos el
20% en el volumen de soporte parenteral en comparacion con el volumen basal.

- evaluar sangre oculta en materia fecal anual y colonoscopia/sigmoidoscopia si se
detecta sangre en heces y tras 1 (un) afio de tratamiento por el riesgo potencial de
aceleracién neoplasica y la formacion de pélipos intestinales de novo, los cuales han
sido detectados incluso en el tracto gastrointestinal superior de nifios.

- sino hay mejoria a los 12 meses, se debe reconsiderar su continuidad.

La cobertura en algunos paises de Latinoamérica como Colombia estd sujeta a evaluacion
individual.>>*>*" En Argentina, Uruguay y Chile no esta explicitamente cubierto.

En Estados Unidos, el financiador publico (CMS) brinda cobertura limitada a algunos planes
privados, mientras que algunos financiadores privados otorgan cobertura bajo criterios
especificos de elegibilidad.*

Escocia y Australia brindan cobertura bajo criterios.***

En la tabla 6 se expresan las politicas de cobertura encontradas en distintos paises.
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Tabla 6: Politicas de cobertura sobre teduglutida para el tratamiento del sindrome de

intestino corto con falla intestinal.

Pais/Institucién | Afio Tecnologia/Indicacién Alcance
Brasil - 2024 | Teduglutida / SIC. Nacional bajo condiciones
Ministério da técnicas y administrativas para la
Saude compra judicial.
Pert - Ministerio | 2021 | Teduglutida / SIC Nacional.
de Salud cobertura caso por caso, sujeta | No universal.
a evaluacion individual. Uso excepcional.
Colombia - 2025 | Teduglutida / SIC Nacional.
Ministerio de cobertura caso por caso, sujeta | No universal.
Salud a evaluacion individual y bajo | Uso excepcional.
condiciones.
EEUU 2019 | Teduglutida / SIC dependiente | Nacional.
de soporte nutricional. Sujeto a politicas de autorizacion
previa estrictas.
Canadid 2019 | Teduglutida / SIC de pendiente | Nacional.
de soporte parenteral Uso bajo criterios.
pacientes de 1 a 17 afios.
Reino Unido - 2022 | Teduglutida / SIC Nacional.
NICE pacientes de = 1 afio de edad.
Escocia - SMC 2018 | Teduglutida / SIC dependiente | Nacional.
de soporte parenteral Uso bajo criterios.
pacientes de 1 a 17 afios.
Alemania - G-BA | 2016 | Teduglutida / SIC dependiente | Nacional.
de soporte parenteral Uso bajo criterios.
pacientes de 4 meses de edad
a 17 anos.
Australia 2020 | Teduglutida / SIC dependiente | Nacional.
de nutricién parenteral Uso bajo criterios.
pacientes de 2 afios 0 mayores.

5.5- Impacto sobre el gasto publico

Se elaboré un analisis de impacto presupuestario (AIP) sobre la incorporacion de teduglutida
versus cuidado estandar en pacientes con SIC-FI dependientes de NP, desde la perspectiva
del financiador de salud. En el modelo se analiza la poblacién objeto, el costo monetario del
tratamiento (adquisicién, administracién, monitoreo) y la participacion de mercado, con un
horizonte temporal de 1 aiio.
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5.5.1- Estimacion de la poblacidn objeto

Para la estimacion de la poblacion objeto se consideraron la incidencia y la mortalidad
asociadas al SIC. La incidencia en la poblacién pediatrica se obtuvo a partir de la guia de
practica clinica de la Sociedad Argentina de Pediatria.”® Posteriormente, la proporcién de
pacientes que desarrollan FI con dependencia de NP se estimd utilizando los datos
reportados por Khokhar y col.® Estas estimaciones se aplicaron a las proyecciones
poblacionales de la provincia de Mendoza elaboradas por el Instituto Nacional de Estadistica
y Censos (INDEC).%°

La mortalidad se estimé a partir de las tasas reportadas por Wales y col.,’ las cuales fueron
incorporadas al modelo para ajustar la evolucién de la poblacién objetivo durante el
horizonte temporal analizado.

Finalmente, sobre la poblacién resultante se estimé la proporciéon de individuos con
cobertura exclusiva del subsector publico de salud, utilizando las estimaciones provenientes
de la Encuesta de Condiciones de Vida (ECV) de la Direccién de Estadisticas e Investigaciones
Econdmicas (DEIE) para la provincia de Mendoza.®*

En la tabla 7 se muestra la poblacién estimada.

Tabla 7: Estimacion de la poblacion objeto de pacientes pediatricos con sindrome de
intestino corto con falla intestinal dependientes de nutricion parenteral candidatos a
recibir tratamiento con teduglutida en la provincia de Mendoza.

Variable Valor 2026 Fuente
Poblacién de Mendoza - 2.051.912 INDEC 2022
Poblaciéon menor de 18 afios - 526.085 INDEC 2022
Incidencia SIC 24,5/100.000 nifios 129 SAP 2021
Con Fl dependientes de NP 0,14/100.000 habitantes 3 Khokhar 2025
Mortalidad* 22,5%-52,5% 1 Wales 2004
Poblacién estimada - 2 -
Con cobertura estatal 43,3% 1 DEIE-ECV 2024

*Se calculd en base al promedio del rango. Posteriormente, en el analisis de sensibilidad se evaltan escenarios adicionales
utilizando los valores maximos y minimos.

Dado que el SIC constituye una EPOF, se estimd una poblaciéon de aproximadamente dos
pacientes, uno de los cuales del sector estatal. En consecuencia, se decidié realizar el analisis
para un solo afio. La estimacién fue contrastada mediante consulta a expertos clinicos,
qguienes la consideraron consistente con la epidemiologia observada en la provincia de
Mendoza.
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En relacién con las cuotas de mercado, se asumié una adopcidon completa de la tecnologia
desde el inicio del horizonte temporal del analisis para un Unico candidato, bajo el supuesto
de que cumple con los criterios de elegibilidad expuesto en la tabla anterior. Este supuesto
se fundamenta en el reducido tamafio de la poblacién objetivo y en la ausencia de
alternativas terapéuticas equivalentes.

5.5.2- Estimacion del costo del tratamiento

Para estimar los costos sin la tecnologia (cuidado estandar) se considerd el costo de la NP
por dia y por paciente, aplicado una vez por dia y luego se multiplicé por los 365 dias del afio
para obtener el costo anual. En el escenario de la NP con teduglutida (considerando una
reduccion de 20% de NP), se multiplicé por 260 dias por la influencia de la tecnologia. Este
valor se estimé como un promedio de los costos consultados a expertos para el contexto
local, que estimaron un costo del mdédulo de NP por paciente entre S ARS 300.000 y $ ARS
400.000 por dia. Tabla 8.

El precio de teduglutida se obtuvo de Alfabeta,'® calculando posteriormente el precio de
salida de laboratorio (PSL) con un descuento del 43% sobre el precio de venta al publico
(PVP).

En la tabla 8 se muestran las dosis requeridas de los medicamentos y su costo anual de
adquisicidn en pesos argentinos (ARS).

Tabla 8: Dosis requeridas y costo anual de adquisicion por paciente en pesos argentinos.

Costo anual
Medicamento Dosis requerida _ Escenario con la
Escenario base ,
tecnologia
NP unidades/dia $127.750.000 $91.000.000,00
Teduglutida 0,05 mg/kg/dia* - $92.266.321,82
Teduglutida+NP** - - $183.266.321,82

*Se calculan sobre un paciente tipo de 16 kg.
**NP con disminucién de un 20%.

Para los costos de administracién del cuidado estandar, se asumid que fueran los de una
internacion en hospital de dia, considerando los 7 dias de la semana, y su valor se estimo a
partir de los precios expuestos en el nomenclador provincial vigente.®? Sin embargo, estos
costos podrian variar en funcidn del costo de capacitacion del cuidador, costo de personal
sanitario y otros costos indirectos no contemplados en este analisis.
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La aplicacion de teduglutida no reemplaza al cuidado estdndar en su totalidad, pero permite
disminuir su administracidon en un 20%. De esta forma reduce su frecuencia de aplicaciéon a 5

dias a la semana segun lo consultado a expertos.
Los costos de administracion se muestran en la tabla 9.

Tabla 9: Costos de administracion anual por paciente en pesos argentinos.

Medicamento Administracion Costo anual
Cuidado estandar 7 dias/semana S 49.640.000
Teduglutida 5 dias/semana S 35.360.000

Para los costos de monitoreo se consideraron los estudios requeridos de seguimiento
descritos en el prospecto de teduglutida y se estimaron a partir de los precios expuestos en
el nomenclador provincial. Los costos de monitoreo se muestran en la tabla 10.

Tabla 10: Costos de monitoreo anual por paciente en pesos argentinos.

Medicamento Monitoreo Costo anual
Cuidado estandar Andlisis de sangre $ 30.400
Andlisis de sangre $30.400
Teduglutida
Colonoscopia S 765.000

Para calcular el costo con y sin teduglutida se sumaron el costo de adquisicion,
administracién y monitoreo, de acuerdo a lo descrito en las tablas anteriores. De esta forma
se calculé el costo anual de ambos escenarios y se estimd el impacto presupuestario.

La estimacién del impacto presupuestario se muestra en la tabla 11.

Tabla 11: Estimacion del impacto presupuestario anual de incorporar teduglutida

expresado en pesos argentinos.

o Costo anual
(N=1)
Costos sin la tecnologia $177.420.400
Costos con la tecnologia $219.421.722
Impacto presupuestario neto $42.001.322
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5.5.3- Estimacion del impacto presupuestario

En la Figura 2 se observa el impacto presupuestario neto anual en pesos argentinos para la
incorporacién de la tecnologia.

Figura 2: Estimacion del impacto presupuestario anual de incorporar teduglutida para
pacientes pedidatricos con sindrome de intestino corto con falla intestinal dependientes de
nutricion parenteral expresado en pesos argentinos.

5120.000.000
5100.000.000

$80.000.000

Pesos ARS

560.000.000

$42.001.322
$40.000.000

$20.000.000

5-
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1: Umbral de alto impacto presupuestario ($ ARS 139.597.061).

Segun los datos estimados, se requiere afrontar un gasto incremental de S ARS 42.001.322
por adoptar teduglutida. Este valor resultaria, segin el umbral de alto impacto
presupuestario estimado para el subsistema publico provincial de Mendoza y OSEP (obra
social provincial) de S ARS 139.597.061, de bajo impacto en el gasto publico.

Consideraciones de costo-oportunidad

La incorporacion de teduglutida para pacientes pediatricos con SIC-FI dependientes de NP
podria generar un costo de oportunidad asociado a la utilizacién de recursos sanitarios
limitados. Los recursos destinados a financiar esta tecnologia podrian emplearse
alternativamente en otras intervenciones para pacientes con otras condiciones patoldgicas
mas frecuentes.

Financiar el tratamiento con teduglutida es equivalente a administrar anestesia local a 353
pacientes pediatricos para la realizacion de tratamientos que lo requieran, segun el
nomenclador provincial vigente.
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Anadlisis de sensibilidad

Para evaluar como cambia el resultado del AIP ante posibles modificaciones en los
parametros utilizados, se desarrolld un andlisis de sensibilidad deterministico tomando en
cuenta la modificacion de los siguientes pardametros: valores minimos y maximos de
mortalidad (22,5-52,5%) y aumento/disminucidn del precio de adquisicién de teduglutida (+
20%). Figura 3.

Figura 3: Analisis de sensibilidad del AIP con respecto a las distintas variables.

Precio 20% menor/mayor
12%

Mortalidad

$15.000.000 $25.000.000 $35.000.000 $45.000.000
Pesos ARS

El modelo demostrd en primer lugar una mayor sensibilidad del AIP atribuible a la variacion
del precio de la tecnologia y en segundo lugar a la mortalidad. Particularmente, una
reduccion de un 20% del precio de teduglutida podria disminuir de forma aproximada mas
de la mitad el impacto presupuestario.

Todos los escenarios planteados resultaron inferiores al umbral de alto impacto
presupuestario, resultando en un modelo robusto.

Otras evaluaciones econémicas halladas

Se seleccionaron tres evaluaciones econdmicas para su revision, de las cuales una
corresponde a un analisis de la agencia de ETS de Canada y dos evaluaciones de
costo-efectividad. Estos estudios presentan perspectivas analiticas diferenciadas y aportan

un abordaje mas integral para la evaluacidn de la tecnologia sanitaria.?”***’

Deguchi y col. realizaron una evaluacién de costo-efectividad mediante un modelo de
Markov para comparar el uso de teduglutida frente al tratamiento estandar en pacientes
pedidtricos con SIC en Japdn, incorporando ademds el impacto asociado a la carga del
cuidador.”’

Los resultados mostraron que la teduglutida se asocié con mayores costos en comparacion
con el tratamiento estdndar, aunque también generd un incremento en los afios de vida
ajustados por calidad (AVAC). La razén de costo-efectividad incremental (RCEI) estimada para
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teduglutida fue de 9,5 millones de yenes por AVAC desde la perspectiva del financiador
publico de salud; de 6,3 millones de yenes por AVAC desde una perspectiva combinada del
financiador publico y del sistema de cuidados a largo plazo; y de 3,5 millones de yenes por
AVAC desde la perspectiva social. Al contrastar estos resultados con el umbral de
costo-efectividad establecido en Japdn (7,5 millones de yenes por AVAC), la teduglutida no
resultd costo-efectiva desde la perspectiva exclusiva del financiador publico. Sin embargo, si
fue costo-efectiva cuando se incorporaron los costos y beneficios asociados a los cuidados a
largo plazo y a la perspectiva social.

Gattini y col. realizaron un estudio de costo-utilidad en Canada mediante un andlisis de
microsimulacién de arbol de decisidn, en el que compararon el tratamiento de teduglutida
frente al cuidado estdndar. El andlisis fue desarrollado desde la perspectiva del sistema de
salud e incluyé la evaluacién del momento éptimo para el inicio del tratamiento.*

Teduglutida no presento resultados favorables de costo-efectividad para lograr la suspension
de la NP; sin embargo si resultd costo-efectiva cuando el tratamiento se inicié dos afos
después de la reseccién intestinal, con una razén de costo-utilidad incremental (ICER) de
CADS48.741 por AVAC (IC 95%: CADS$17.317-80.165) para un umbral de disposicion a pagar
de CADS$50.000 por AVAC. Asimismo, la intervencidon mostré mejores resultados econémicos
cuando el costo mensual del tratamiento fue ajustado segun la dosificaciéon basada en el
peso corporal, evitando el desperdicio asociado al remanente del vial.

Por otra parte, la agencia canadiense CADTH llevé a cabo una evaluacidn econdémica de
teduglutida en la poblacién adulta y pediatrica, y estimd que seria necesaria una reduccion
aproximada del 71% en el costo del tratamiento para alcanzar una razdn incremental de
costo-utilidad inferior al umbral de disposicién a pagar por AVAC. No obstante, la agencia
sefialéd que la evidencia disponible presenta un grado considerable de incertidumbre, dado
qgue los andlisis se sustentaron en ensayos clinicos con tamanos muestrales reducidos,
comparaciones no aleatorizadas, marcada heterogeneidad entre grupos y periodos de
seguimiento limitados.”’

5.6- Impacto en la salud publica

Se utilizd la herramienta AETSalud (Anexo Il) para valorar el impacto en la salud publica
segun se propone en el marco de valor vigente (Marco de Valor 2026).*° Se describen los

resultados.
5.6.1- Marco normativo y carga de la enfermedad

El SIC-FI, cuya carga en la salud publica poblacional es baja por su frecuencia, enfermedad
poco frecuente, en lo individual tiene alta carga en la persona que la padece, un alto
impacto en la salud y la vida cotidiana.”® Los nifios con SIC-FI de nuestra provincia
actualmente acceden a servicios de salud diagndsticos y de cuidados especializados, y a la
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NP que es el cuidado estdndar. La dependencia a la NP en SIC-Fl afecta significativamente su
calidad de vida.®

Teduglutida podria mejorar el estado de salud de los pacientes, favoreciendo Ia
independencia progresiva de la NP y la posibilidad de retirar el catéter venoso central. Esto
permitiria una mejora sustancial en su calidad de vida y una mayor integracién social. No
obstante, persisten algunas lagunas de evidencia y de la influencia de las condiciones de
base en los resultados, factores que se suman a su elevado costo de adquisicion.

Actualmente, teduglutida no forma parte de la cobertura obligatoria del Programa Médico
Obligatorio (PM0Q).>"*#% E| cuidado integral de personas con enfermedades poco frecuentes
y la mejora de su calidad de vida y la de sus familias est4d contemplado en la Ley 26.689.° En
Mendoza, existen proyectos legislativos en tramite para adherir a esta Ley. Asimismo, el Plan
Provincial de Salud 2024-2030 prioriza el cuidado de grupos vulnerables, como la poblacién
pedidtrica, e incorpora en sus lineas estratégicas acciones especificas para el abordaje de
enfermedades poco frecuentes, como el SIC-FI.%’

En sintesis, se trata de una tecnologia dirigida a pacientes pediatricos, con una patologia
poco frecuente no contemplada explicitamente en las politicas sanitarias, por lo que existe
una necesidad médica insatisfecha en poblacién vulnerable.

5.6.2- Impacto en la equidad

Los nifios con SIC-FI dependientes de NP estan en peor situacion de salud que otros de Ia
misma edad y condiciéon (SIC) sin dependencia de la NP. Se trata de personas vulnerables,
niflos en muchos casos con antecedente de prematurez o con condiciones que lo afectaran
toda su vida y que le impiden su participacién plena y efectiva en igualdad de condiciones
gue otros nifios, por ejemplo, a concurrir a jardin o a la escuela, y que también generan gran
carga en las familias.

En Argentina, se contempla el derecho a proteccién integral de la salud y de otros derechos
a nifnos, nifas y adolescentes (Ley 26.061 de proteccion integral de los derechos), incluyendo
el derecho a la atencién integral de su salud, a recibir la asistencia médica necesaria y a
acceder en igualdad de oportunidades a los servicios y acciones de tratamiento oportuno y
recuperacion de la salud.®® Por otro lado, para personas vulnerables que no cuenten con otra
cobertura de salud y bajo criterios de riesgo de vida y/o efectividad clinica y sanitaria, el
Estado Nacional participa en la gestiéon de medicamentos de patologias graves.*

Los pacientes tienen derecho a ser informados sobre riesgos y beneficios sobre todo en
medicamentos o terapias innovadoras y/o de alto costo, se debe tener en cuenta su
perspectiva, tienen derecho a participar en las tomas de decisiones diagndsticas y de
tratamiento relacionadas con su enfermedad de forma compartida y con consentimiento
informado, sobre todo en las enfermedades poco frecuentes. Las organizaciones civiles
pueden actuar de apoyo a los pacientes y sus familias.
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A modo de sintesis, desde una perspectiva de derechos, teduglutida, aun con
incertidumbres respecto a su efectividad terapéutica, sobre todo a largo plazo en SIC-FI
dependiente de NP y sin otra alternativa terapéutica, podria beneficiar a algunos pacientes,
sujeto a criterios de resultados.

5.6.3- Impacto ambiental

No se identificd evidencia que evalle directamente el impacto ambiental asociado al uso de
teduglutida. Este medicamento implicaria una gestién habitual de residuos, segin normativa

vigente en Mendoza (Ley Provincial N° 7.168).”°

5.6.4- Conclusién del impacto en la salud publica

Teduglutida se dirige a pacientes pediatricos, poblacidén vulnerable, con SIC-FI, una patologia
poco frecuente que representa una necesidad médica insatisfecha sin otras alternativas
terapéuticas ni cobertura explicita en las politicas sanitarias actuales. Este farmaco tiene el
potencial de disminuir la dependencia de la NP con un perfil de seguridad aceptable,
mostrando efectos adversos mayoritariamente leves y moderados. Bajo criterios de uso y
cobertura diferenciadas, se valora el impacto de su incorporacién en la salud publica, como
probablemente positivo.

5.7- Aspectos de implementacion

La eventual incorporacién de teduglutida para el tratamiento de pacientes pediatricos con
SIC-FI dependientes de NP implica considerar diversos aspectos:

e Indicacidn y seguimiento por un equipo multidisciplinario especializado en rehabilitacion
intestinal.

e Cumplimiento de criterios clinicos: indicar en nifios a partir de 1 afio de edad, con SIC-FI
dependiente de soporte parenteral (requerimiento de fluidos parenterales por encima
del 30% estables durante 90 dias o sin mejora de alimentacién enteral -meseta en la
adaptacion intestinal). Priorizar pacientes con pérdida del acceso vascular inicial y/o
enfermedad hepatica evolutiva.

e Evaluacidn periddica de la respuesta terapéutica a las 12 semanas en menores de 2 afios
y a los 6 meses en nifios de 2 afios y mayores, considerando como respuesta clinicamente
significativa una reduccion igual o mayor al 20% del volumen de NP respecto del valor
basal y/o a la independencia de la NP.

e En ausencia de mejoria clinicamente relevante en un periodo de 12 meses, se debera
reconsiderar la continuidad del tratamiento.

e Monitoreo de eventos adversos y complicaciones asociadas: realizar colonoscopia o
sigmoidoscopia en pacientes mayores de 12 afos (salvo antecedente del estudio en el
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ultimo afo) y en menores de esa edad que presenten sangrado fecal sin causa aparente.
Evaluar sangre oculta en materia fecal anual y colonoscopia/sigmoidoscopia si se detecta
sangre en heces y tras 1 (un) afo de tratamiento. Mantener luego al menos un control
cada 5 afos.

Promover un registro de pacientes tratados para monitorear resultados en vida real,
principalmente reduccién de la NP, autonomia enteral, seguridad y motivos de
suspension.

Consideracion de los valores y preferencias de los pacientes y sus familias considerando
gue se trata de una enfermedad poco frecuente, que teduglutida se administra via
subcutdnea diaria pero que requiere en forma conjunta la NP inicialmente, la necesidad
de seguimiento prolongado y la incertidumbre de la evidencia disponible.

Desde la perspectiva del financiador publico provincial, el elevado precio del
medicamento representa una barrera econdmica, aun cuando el impacto presupuestario
global estimado sea bajo por el reducido nimero de pacientes candidatos; por lo tanto,
una disminucidn del precio de adquisicion de teduglutida facilitaria su acceso.

Establecer instancias de auditoria clinica previa a la autorizacién y durante el tratamiento,
con criterios explicitos de inicio, continuidad y suspension.

6- Contribuciones de la consulta publica

Con el objeto de ampliar el analisis e incorporar retroalimentacién de los involucrados en

todo el proceso de evaluacion de la tecnologia, se publicé el documento preliminar desde el

14

de julio al 3 de agosto de 2026. Se recibié una respuesta del productor de la tecnologia

gue se refleja en el siguiente link. Luego de su lectura y analisis critico, se resumen las

pri
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ncipales respuestas y/o aclaraciones al aporte recibido:

- En introduccién se incorporé una cita bibliografica referida a la necesidad de los
pacientes de rehabilitacién intestinal, los efectos favorables de la NP y sus posibles
complicaciones, dado que se reconoce que el cuidado estandar basado en nutricidn
parenteral no constituye un escenario exento de riesgos. Se agregd que teduglutida
es una terapia de rehabilitacién intestinal que modifica la enfermedad.

- En la seccidén tecnologia se incorpord la recomendacion de incluir la realizacién de
colonoscopias como parte del seguimiento previo al tratamiento. Se incorporé la
disponibilidad de viales de 1,25 mg.

- En la seccién objetivos y preguntas de investigacion, la eleccién del comparador se
basd en la practica clinica habitual de la provincia y en consenso con los especialistas
locales, lo que representa el contrafactual clinico relevante para este informe. Se
agregaron a la pregunta PICO como fuente de evidencia los estudios del mundo real.


https://drive.google.com/file/d/1yRqqMYEkx4KLhVaqG88djTbA-p08XC-P/view?usp=sharing

- En la seccion efectos en la salud, se reconoce que los datos del mundo real aportan
informacidon complementaria sobre la eficacia y seguridad de teduglutida, dada la
baja prevalencia de SIC-FI, en el texto estd mencionado el estudio en poblacion
argentina de Solar-Mufiiz. Se decidid incorporar otros estudios del mundo real,
tomando en cuenta los articulos mencionados en la consulta publica. Desde el
punto de vista metodoldgico, los estudios presentan algunas fortalezas. Lambe et
al. y German-Diaz et al. cumplen estandares adecuados de disefio y registro,
mientras que Martinez et al. destaca por su aplicabilidad al contexto local. Ademas,
los estudios multicéntricos (Martinez et al. y German-Diaz et al.) reducen la
dependencia de la experiencia de un Unico centro, y el uso de bases de datos
estructuradas en Lambe et al. mejora la calidad y transferibilidad de los hallazgos.
No obstante, persisten limitaciones por el tipo de estudio. Ninguno de los estudios
incorpora analisis cuantitativos de sesgos ni estrategias de control de variables de
confusién. Asimismo, la ausencia de registro previo del protocolo en algunos casos
limita su robustez regulatoria. Aunque los estudios reconocen limitaciones como el
tamano muestral reducido y la heterogeneidad de las poblaciones, no emplean
marcos estandarizados de reporte que refuercen la transparencia y
reproducibilidad.

Se considera que esta evidencia es complementaria y muy util desde el punto de
vista clinico,”* como asi también se han considerado ya en el informe, otros
informes de ETS, guias de practica clinica y politica de cobertura. La adaptacién del

2537 teniendo en

informe ETS de Peru responde a criterios de la AETS-Mendoza.
cuenta estos aspectos, se mantiene la ponderacion del impacto sanitario realizada

en este informe.

- En la seccién de impacto sobre el gasto publico, este informe se realizé de acuerdo
con los criterios de la Agencia AETS-Mendoza y desde una perspectiva local,
considerando las particularidades del sistema sanitario de la provincia de Mendoza.

- En la secciéon de impacto en la salud publica, el andlisis realizado corresponde al
punto de vista de la salud publica y la carga global del SIC-FI dependiente de NP. Se
mantienen los riesgos asociados a la patologia y a la NP, aunque disminuidos, ya
gue la intervencion farmacoldgica es en conjunto con la NP. Al suspender el
farmaco podria revertirse el efecto de teduglutida con el retroceso clinico
consecuente.

7- Comité Consultivo de la AETS

En reunion plenaria del dia 05 de agosto de 2026, los miembros del Comité Consultivo (CC)
de AETS (Res. AGPET 12/25), a partir del marco de valor adoptado por la Agencia Provincial
(Marco de Valor 2026), valoraron segun la evidencia de las secciones anteriores y su propia

perspectiva las categorias definidas para los dominios de dicho marco de valor (Anexo IV).
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Los resultados obtenidos de la valoracidon para teduglutida en pacientes pediatricos con
SIC-FI dependientes de NP, se describen a continuacion:

e Efectos en la salud: El 90,9% de los miembros del CC valoraron que la tecnologia
propuesta tiene un efecto para la salud menor y el 9,1% considerable respecto a su
comparador.

® Impacto en el gasto publico: El 72,7% de los miembros del CC valoraron que la tecnologia
propuesta tiene un alto impacto en el gasto con respecto a su comparador, mientras que
el 27,3% lo valoraron como bajo. Durante el proceso deliberativo los integrantes del CC
ponen énfasis en que se trata de una tecnologia de alto precio y que, aunque esté por
debajo del umbral, mantendra su categoria de alto impacto en el gasto.

® Impacto en salud publica: El 54,5% de los miembros valoraron que la tecnologia
propuesta resultaria sin impacto en salud publica respecto de su comparador, mientras
que el 45,5% lo valoraron como probablemente positivo respecto a su comparador.

Es importante sefialar que se han incluido las observaciones correspondientes al dominio del
gasto publico. En consecuencia, se ajusté el impacto presupuestario acorde a los supuestos
establecidos en dicha seccidn.

8- Conclusion

El SIC-FI en nifios es una condicidn poco frecuente y compleja que afecta la salud y bienestar
de quienes la padecen. Teduglutida es una terapia farmacoldgica usada para la rehabilitacién
intestinal de pacientes pediatricos con SIC-FI dependientes de NP, que modificaria la
enfermedad.

Teduglutida podria reducir los requerimientos de NP comparado con el cuidado estdndar a
las 12 y 24 semanas y podria lograr la independencia de la NP en aproximadamente 20% de
los casos o menos, con una muy baja certeza de la evidencia. Por otro lado, los estudios del
mundo real reportan tasas de respuesta clinica superiores en reduccion de requerimiento de
NP y en independencia de la misma respecto a los estudios pivotales. Todos los pacientes
qgue recibieron teduglutida tuvieron al menos un evento adverso, la mayoria leves y
moderados, con muy baja certeza de la evidencia. Solo un estudio del mundo real reporto la
interrupcion del tratamiento por efectos adversos graves. Por otra parte, los pacientes
tratados con teduglutida valoraron su calidad de vida relacionada con la salud como
moderadamente afectada. Respecto a la mortalidad, en base a estudios del mundo real, no
se registraron decesos durante el periodo de observacién (24 y 48 semanas).

El efecto en la salud de teduglutida en pacientes pediatricos con SIC-Fl dependientes de NP
se valora como menor.

En relacion con el impacto sobre el gasto publico, el andlisis estimé que la incorporacién de
teduglutida tendria un bajo impacto presupuestario, en gran parte, debido al reducido
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numero de pacientes candidatos al tratamiento (estimado en dos pacientes, y uno del sector
estatal, por afio) y a que los beneficios clinicos asociados permiten disminuir los
requerimientos del cuidado estandar. No obstante, se trata de una tecnologia de elevado
costo de adquisicidn destinada al tratamiento de una condicidn crénica, no curativa, siendo
un parametro sensible para el modelo analizado. En el escenario de precio analizado, una
reduccién del 20% del precio de teduglutida podria disminuir de forma aproximada mas de
la mitad el impacto presupuestario.

Teduglutida en pacientes pediatricos con SIC-FI dependientes de NP abordaria una
necesidad médica insatisfecha en una poblacion vulnerable sin otras alternativas
terapéuticas; desde este punto de vista, el impacto en la salud publica seria probablemente
positivo, sujeto a criterios de uso y resultados.

9- Valoracion realizada
A continuacion, se resume en la tabla 12 la valoracion realizada.

Tabla 12: Resumen de valoracion de la incorporacion de teduglutida en pacientes
pediatricos con sindrome de intestino corto con dependencia de nutricion parenteral en la
provincia de Mendoza.

DOMINIO VALORACION
Efectos en la salud Menor
Impacto en el gasto publico Bajo
Impacto en la salud publica Probablemente positivo

Autores: Gatica C.; Wetten P.; Fitt V.
Supervision técnica: Alvarez, Jorgelina.
Pertenencia: Agencia Provincial de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias de Mendoza (AETS).

Conflictos de interés: ninguno de los autores presentd conflictos de interés con la tecnologia
analizada.

Fecha de realizacion: mayo - julio 2026. Fecha de publicacién: 27 de agosto de 2026.

Contacto: info@aets.com.ar
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10- Anexo |

CATEGORIA

ENTIDAD

Agencias y redes de
evaluacion de
tecnologias sanitarias

Red Internacional de Agencias de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (del inglés,
INAHTA, International Network of Agencies for Health Technology Assessment)

Instituto Nacional para la Excelencia en la Salud y la Atencidon Médica del Reino
Unido (del inglés, NICE, National Institute for Health and Care Excellence)

Agencia Canadiense de Medicamentos y Tecnologias en Salud (del inglés, CADTH,
Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health)

Instituto para la Calidad y la Eficiencia en la Atencién Sanitaria de Alemania (del
aleman, IQWIG, Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen)

Alta Autoridad de Salud de Francia (del francés, HAS, Haute Autorité de Santé)

Agencia Espaiiola de Evaluacién de Tecnologias Sanitarias del Instituto de Salud
Carlos Il (AETS-ISCIl)

Comisiéon Nacional para la Incorporacion de Tecnologias en el Sistema Unico de
Salud de Brasil (del portugués, CONITEC, Comissdo Nacional de Incorporagdo de
Tecnologias no Sistema Unico de Satde)

Instituto de Evaluacién Tecnoldgica en Salud de Colombia (IETS)

Evaluacion de Tecnologias Sanitarias de Gales (del inglés, Health Technology Wales)

Evaluacion de Tecnologias Sanitarias Internacional (del inglés, HTAI, Health
Technology Assessment International)

Red Europea de Evaluacién de Tecnologias Sanitarias (del inglés, EUnetHTA,
European Network for Health Technology Assessment) / Reglamento de Evaluacion
de Tecnologias Sanitarias de la Unién Europea (EU HTA Regulation)

Red de Evaluacion de Tecnologias en Salud de las Américas (RedETSA)

Red Espafiola de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias y Prestaciones del Sistema
Nacional de Salud (RedETS)

Consorcio Escocés de Medicamentos (del inglés, SMC, Scottish Medicines
Consortium)

Departamento de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias y Salud Basada en Evidencia
de Chile (DEIS)

Centro de Revisiones y Difusion de la Universidad de York (del inglés, CRD, Centre
for Reviews and Dissemination)

Fuentes
institucionales
complementarias de
seguridad sanitaria

Agencia Nacional de Seguridad Sanitaria de la Alimentacién, del Medio Ambiente y
del Trabajo de Francia (del francés, ANSES, Agence Nationale de Sécurité Sanitaire
de I'Alimentation, de I’Environnement et du Travail)

Comité de Nutricidn de la Sociedad Europea de Gastroenterologia, Hepatologia y
Nutricion Pediatrica (del inglés, ESPGHAN, European Society for Paediatric
Gastroenterology, Hepatology and Nutrition)
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CATEGORIA

ENTIDAD

Autoridades
regulatorias y
fuentes regulatorias
de referencia

Administracion de Alimentos y Medicamentos de los Estados Unidos (del inglés,
FDA, Food and Drug Administration)

Agencia Europea de Medicamentos (del inglés, EMA, European Medicines Agency)

Agencia de Productos Farmacéuticos y Dispositivos Médicos de Japon (del inglés,
PMDA, Pharmaceuticals and Medical Devices Agency)

Agencia Reguladora de Medicamentos y Productos Sanitarios del Reino Unido (del
inglés, MHRA, Medicines and Healthcare products Regulatory Agency)

Salud Canada (del inglés, Health Canada)

Administracién de Bienes Terapéuticos de Australia (del inglés, TGA, Therapeutic
Goods Administration)

Agencia Nacional de Vigilancia Sanitaria de Brasil (del portugués, ANVISA, Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria)

Instituto Nacional de Vigilancia de Medicamentos y Alimentos de Colombia
(INVIMA)

Comision Federal para la Proteccidn contra Riesgos Sanitarios de México (COFEPRIS)

Agencia Nacional de Medicamentos de Chile (ANAMED)

Ministerio de Salud Publica

Autoridad Saudita de Alimentos y Medicamentos (del inglés, SFDA, Saudi Food and
Drug Authority)

Administracion Nacional de Productos Médicos de China (del inglés, NMPA, National
Medical Products Administration)

Programa de Precalificacidn de Medicamentos de la Organizacidn Mundial de la
Salud (del inglés, WHO, World Health Organization)

Registro econdmico

Analisis de Costo-Efectividad (del inglés, CEA, Cost-Effectiveness Analysis (CEA)
Registry)
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11- Anexo Il

Tabla 1- Perfil de evidencia.

Perfil de evidencia GRADE

Pregunta: Teduglutida comparado con cuidado estindar para el tratamiento de nifios de 1-18 afios con sindrome de intestino corto dependientes de nutricién parenteral

Evaluacién de certeza Ne de pacientes Efecto

Disefio Sertez: rtancis

Riesgo . . Eviden Otras q cuidado Relativo Absoluto Certeza lmportancia
de Inconsistencia | . on . teduglutida N cor o
estudio de sesgo indirecta consideraciones = estandar 95% CI) (95% CI)
ion a las 12 del vol preserito de nutricién parenteral
1 | ensayos muy no es noes serio® ninguno Alas 12 la mediana de vol de NP se redujo :lelee] CRITICO
aleatorios | serio * serio serio en =23 L/semana y —1,3 L/semana en los grupos tratados Muy baja

con 0,025 y 0,05 mg/kg/dia de teduglutida. La mediana se
mantuvo cerca del valor inicial en quienes recibieron
estandar de cuidado.

Reduccion a las 24 semanas del volumen prescrito de nutricién parenteral

1 | cnsayos muy no es no cs serio? ninguno Se reporté una reduccion del volumen de NP de -16.2 + aQ00 CRITICO
aleatorios | serio © serio serio 10,52 ml/kg/d en el grupo de 0,025 mg/kg de teduglutida, - Muy baja
23,3 + 17,50 ml/kg/d en el grupo de dosis de teduglutida de
0,05 mg / kg, y —6,0 £ 4,55 ml/kg/d en ¢l grupo de cuidado
estandar. La reduccion en los grupos con teduglutida fue
estadisticamente significativa respecto al cuidado esténdar,
sin diferencias entre ambas dosis de teduglutida.
Explicaciones
a. Estudio de eliqueta abierta, de corta duracion, no se calculd un tamafio de muestra, se asignaron mas pacientes a los grupos de teduglutida 0.05 y 0.025 mg/kg por decision arbitraria de los investigadores, el grupo de cuidada
estindar no incluyé pacientes mayores de 3 afios, el estudio careci de potencia para la istica de las para los diferentes desenlaces
b. El estudio enrolo una cantidad pequefia de participantes (15 en teduglutida 0.05 y 5 en SOC). No se calculé un tamafio de muestra, el estudio carecié de potencia estadistica
<. Estudio de ctiqueta abierta. La asi, 6n del al grupo de glutida o cuidado estindar fue decidida por los familiares y solo se aleatorizo la dosis. Los puntajes z-score basales de peso y talla fueron mayores en

<l grupo de cuidado estindar. El patrocinio del estudio estuvo a cargo del fabricante del medicamento. Todos los autores declararon tenér conflictos de interés.
d. El estudio enrolé una cantidad pequefia de participantes (26 en teduglutida 0.05 y 9 en SOC)

Pregunta: Teduglutida comparado con cuidado estandar para el tratamicnto de nifios de 1-18 afios con sindrome de intestino corto dependientes de nutricion parenteral

Evaluacién de certeza Ne de pacientes Efecto

Discfio de Riesgode | . = - Evidencia eduelutida i Relativo Absolute Enin | g
estudio  sesgo indirecta : : e e cn (95% CI)

Independencia de la nutricién parenteral a las 12 semanas
ensayos | muy no es serio noes serio® ninguno | Un paciente (7.1%) que recibié 0,025 mg/kg y tres pacientes (20%) que
aleatorios | serio® serio i 0,05 mg/kg de lograron indep ia de la NP. Ningin ®000 ,
1 pasiente con estandar de cuidado logr6 Ta independencia de la NP. Tras cuatro | B =5+ CRITICO
semanas de suspensién del tratamiento, dos de los tres pacientes que recibieron uy baja
0,05 mg/kg de teduglutida debieron reanudar la NP.
Independencia de la nutricién parenteral a las 24 semanas
cnsayos | muy no es serio no es serio? ninguno | A las 24 semanas, dos pacientes (8%) que recibieron 0,025 mg/kg y tres
| |aleatorios | serio* serio (12%) que i 0,05 mg/kg de ida lograron ®000 CRITICO
independencia de la NP. Ningiin paciente que recibié estindar de cuidado logré | Muy baja
la independencia de la NP.
Eventos adversos
ensayos | muy serio no es serio noes serio™d ninguno | 100% de particiy tratados con ida con al menos un evento adverso
aleatorios e serio (EA), la mayoria de ellos de carécter leve y moderado. EA graves se registraron
en ¢l 30-35% de partcipantes en los grupos de teduglutids, en comparacion a 0- | ¢~~~
2 20% en los grupos que recibieron estindar de cuidado. Los EA més comunes en | =2 - CRITICO
los grupos tratados con teduglutida fueron vémitos y pirexia. No se registraron uy baja
eventos de obstruccitn intestinal, sobrecarga de liquidos, o enfermedad biliar o
ni o del it debido a EA.

Explicaciones

a. Estudio de ctiqueta abierta, de corta duracién, no se caleulé un tamafio de muestra, se asignaron mis pacientes a los grupos de teduglutida 0.05 'y 0.025 mg/kg por decision arbitraria de los investigadores, el grupo de cuidado
estindar no incluy® pacientes mayores de 3 afios, el estudio carecié de potencia para la distica de las para los diferentes desenlaces

b. El estudio enrolo una cantidad pequedia de parln. ipantes (15 en tedu glulld.a 0.05 y 5 en SOC). No se caleuld un tamafio de muestra, el estudio carecié de potencia estadistica

c. Estudio de eliqueta abierta. La al grupo de ida o cuidado estandar fue decidida por los familiares y solo se aleatorizé la dosis. Los puntajes z-score basales de peso y talla fueron mayores en
el grupo de cuidado estindar. El patrocinio d:l :sludm estuvo a cargo del fabricante del medicamento. Todos los autores declararon tener conflictos de interés.

d. El estudio enrolé una cantidad pequefia de participantes (26 cn teduglutida 0.05 y 9 en SOC)
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12- Anexo lll

Herramienta AETSalud - Dominio Salud Publica.

F. SECCION INTRODUCCION

Seccién introduccion Si No Parcial | Observaciones
“éSe describe la carga de la condicion a la que | x
se dirige la TS?”
“éSe describen politicas sanitarias locales que X Se describe la
consideren a la condicion a la que se dirige la politica
7S?” nacional / Ley
EPOF).

A. SECCION OBJETIVOS DEL INFORME
Seccion objetivos Si No Parcial | Observaciones
“éSe incluyd salud publica, equidad e impacto | x
ambiental como objetivo del informe?”

B. SECCION PREGUNTA DE INVESTIGACION
Seccidn pregunta de investigacion Si No Parcial | Observaciones
Por la naturaleza de la condicidn se requiere X
considerar (seccidn para relatar resultados):
- Lugar de residencia (urbano,
urbano-marginal, rural).
—Género, etnia.
— Socioculturales (educaciéon alcanzada,
empleo, creencias morales y/o religiosas).
Etapa de la vida (infancias, nifez, | x
adolescencias, adultos, adultos mayores,
ancianos, final de la vida).
¢0tro? Describir

C. SECCION BUSQUEDA BIBLIOGRAFICA

Seccion busqueda bibliografica Si No Parcial | Observaciones
Se indagd sobre estudios y datos de fuentes X Si, sobre la
locales y/o regionales (Mendoza-Argentina), patologia en
sobre poblacién segun ejes con inequidades poblacién
sanitarias (ver pregunta de investigacion). pediatrica.
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Se indagd sobre estudios y datos locales o X
globales acerca del impacto ambiental del
uso de la TS en el entorno local.

De no ser posible integrar en la busqueda X Si, sobre la
bibliografica general los ejes sugeridos, se patologia en
realizd una busqueda bibliografica aparte con poblacién
estos descriptores y reportar en seccién pediatrica.
resultados.

E. SECCION RESULTADOS DEL IMPACTO EN LA SALUD PUBLICA

Seccidn resultados del dominio salud publica Si | No | Parcial | Observaciones

Estdn descritos los principales resultados del | x
impacto de salud publica considerando los
criterios al interior del mismo.

D. SECCION CONCLUSIONES DEL DOMINIO SALUD PUBLICA

Carga de enfermedad - Politicas sanitarias

Seccidén conclusiones del dominio salud publica Si | No | Parcial | Observaciones

Intervencion/tecnologias modifica X Si modifica
sustancialmente/moderadamente/marginalmente marginalmente.
la condicién a la cual se dirige.

Intervencidn/tecnologias estd alineada con metas X No explicito
sanitarias locales, regionales. localmente.
Leyes
nacionales
EPOFy 26.061
Intervencidén/tecnologias esta alineada con X

procesos de promocidén, prevencidon primaria
local/nacional.

Intervencién/tecnologia que estd destinada a X
condiciones de salud desatendidas, emergentes o

re-emergentes.

Equidad
Seccion equidad del dominio salud publica Si No Parcial | Observaciones
¢La poblacién objetivo incluyd grupos segun | x Etapa de la
los ejes? ¢Se hallaron datos, informacion que vida.
documenten esta situacion?
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éExisten indicios de que existen grupos en
desventaja aunque no estan documentados?

éExisten condiciones de base distintas entre
grupos segun ejes de inequidad que anticipen
efectos diferenciales en la efectividad de la TS,
tales como factores de exposicion o
vulnerabilidad, barreras sociales, que actuen
como modificadores de los efectos en los
desenlaces seleccionados como criticos e
importantes?

Limitada
evidencia.

éla TS  podria  incrementar/mitigar/no
modificar desigualdades en acceso a la salud
existentes?

Impacto ambiental

Seccién impacto ambiental del dominio salud
publica

Si

No

Parcial

Observaciones

Intervencidn/tecnologias que implican una
gestiodn especial de residuos.

Intervencién/tecnologias que implican un uso
reducido de combustibles fésiles, mejora en la
calidad del aire, y/o reduccién de gases de
efecto invernadero.

Otro aspecto a criterio del evaluador y/o los
participantes y expertos que deba ser

considerado.
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13- Anexo IV

Marco de valor — Resumen de dominios y ponderacion.

ategorias de valoracion |Descripcion —Supuestos de valoracion

Evalia la magnitud del beneficio clinico, la calidad de la
MAYOR / COMSIDERABLE evidencia del tratamiento o intervencian en la salud de la
MENOR / INCIERTO poblacién objeto, basade en desenlaces criticos e
importantes,
Censidera el efecto de la intervencién o tecnologia sobre el
uso de los recursos financieros del sistema de salud v sila

fectos para la salud

e ALTO / INCIERTO / BAJO intervencion es asequible: presupuesta, sostenibilidad

financiera. Costo-efectividad,

Mide los efectos agregados de la intervencion en la
FOSITIVO f poblacidn: reduccidn carga de enfermedad. Valora si la
PROBABLEMENTE POSITIVO / intervencidn estd alienada a las paliticas gestidn (Plan de
mpacto en salud pablica SIM IMPACTO / Salud, Agenda de Salud Pablica regional).Evalia como la
PROBABLEMEMNTE NEGATIVO / intervencion afecta la equidad en salud: acceso, distribucion
MEGATIVD de beneficios y reduccion de desigualdades. Valora si la
intervencion afecta el medio ambiente.
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