Seltene Erkrankungen

MaBnahmen fir eine bessere Versorgung von vier
Millionen Menschen in Deutschland
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Hintergrund
Weltweit gibt es derzeit rund 8.000 seltene Erkrankungen. Allein in Seltene
Deutschland sind circa 4 Milionen Menschen von einer dieser Krankheiten Erkrankungen

betroffenl. Rund 80% der seltenen Erkrankungen sind genetisch bedingt. Die
Uberwiegende Mehrzahl verlduft chronisch mit schweren Einschrdnkungen im
Allfag und der Lebensqualitdt sowie deutlich verkUrzter Lebenserwartung.
Seltene Erkrankungen stellen somit nicht nur eine enorme Belastung fur
Patient:innen sowie ihre Familien und Angehdrige dar, sondern haben auch
erhebliche soziobkonomische Auswirkungen.

Im internationalen Vergleich belegt Deutschland in puncto Zugang und
VerfUgbarkeit von Arzneimitteln zur Behandlung von seltenen Erkrankungen
(sogenannte Orphan Drugs bzw. OD) seit Jahren den Spitzenplatz
(MarktverfUgbarkeit 2024: 90 Prozent)2. Dieser Erfolg beruht auf einem
effektiven Zusammenspiel unterschiedlicher Akteure des Gesundheitssystems:
Wissenschaft, Patientinnenorganisationen, Politik, Arzteschaft, Kliniken sowie
forschenden Arzneimittelherstellern.

Die gute VerfUgbarkeit ist aber nicht zuletzt auch eine Folge der forderlichen
und gut austarierten politischen Rahmenbedingungen der letzten
Jahrzehnte. Die EinfUhrung der europdischen Orphan-Drugs-Verordnung im
Jahr 2000 (EG 141/2000) sowie der Orphan-Drugs-Regelungen im deutschen
Arzneimittelmarktneuordnungsgesetz  (AMNOG) 2011  brachten viele
Verbesserungen in einem lange stark vernachldssigten Bereich3. Bis heute
wurden rund 250 Orphan Drugs gegen mehr als 130 Krankheiten in der EU
zugelassen.
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Auf EU- und Bundesebene wurde das klare Ziel formuliert, Therapien auch for
die verbleibenden 95% der seltenen Erkrankungen ohne Behandlungsoption
zu entwickeln. Zur Erreichung dieses Ziels sind langfristig zuverldssige
regulatorische und  wirtschaftiche Rahmenbedingungen  essenziell.
Revisionsvorhaben im Bereich Orphan Drugs — wie aktuell im Zuge der
geplanten AMNOG-Reform und dem EU-Pharmapaket diskutiert — wirden
durch Anderungen u.a. in der Preisgestaltung und der Nutzenbewertung zu
einer deutlichen Verschlechterung von Investitions- und Forschungsanreizen
for Unternehmen fUhren und kénnten so die Versorgung gefdhrden. Diese
BefUrchtungen werden auch von der Patient:innenseite betont:

»Menschen mit seltenen Erkrankungen wunschen sich, dass nach ihren
Erkrankungen geforscht und fir sie Arzneimittel entwickelt werden. Hierfir
brauchen wir nicht nur die Errungenschaften der universitdren Forschung,

sondern auch das Know-how und das Engagement der pharmazeutischen
Industrie. Dazu muss es fUr sie wirtschaftlich interessant sein, Arzneimittel far
diese Erkrankungen zu entwickeln." (ACHSE, 20244
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https://www.vfa.de/de/arzneimittel-forschung/seltene-erkrankungen/was-sind-seltene-erkrankungen#:~:text=Seltene%20Erkrankungen%20in%20Zahlen&text=Es%20gibt%20rund%208.000%20Seltene,Drugs%20zugelassenen%20Medikamenten%20behandelt%20werden.
https://www.vfa.de/de/arzneimittel-forschung/seltene-erkrankungen/abschaffung-orphan-drug-regelung-amnog
https://www.vfa.de/de/arzneimittel-forschung/seltene-erkrankungen/abschaffung-orphan-drug-regelung-amnog.html
https://www.achse-online.de/de/was_tut_ACHSE/pdf/Forderungen_ACHSE_November_2024.pdf

Jede Reform sollte darauf abzielen, Innovationen zu férdern und
Patientiinnen einen mdglichst schnellen Zugang zu neuen wirksamen und
qualitativ hochwertigen Behandlungsoptionen zu erméglichen. Um dieses Ziel
zu erreichen ist es notwendig, in der neuen Legislaturperiode einen
systematischen Ansatz fUr die kommenden Dekaden zu entwickeln, der
folgende Punkte in den Blick nimmt:

- Die Versorgung der Patient:innen mit seltenen Erkrankungen muss auch in
der aktuell schwierigen finanziellen Situation der GKV gesichert werden.
Dazu muUssen geeignete Mechanismen entwickelt werden, aber vor allem
darf die im SGB V verankerte, lange bewdhrte OD-Regelung im AMNOG
nicht in Frage gestellt werden.

- Gute Versorgung hat zur Bedingung, dass auch in Zukunft viele
Unternehmen in diesen Bereich investieren und die Forschung und
Entwicklung an neuen innovativen Arzneimitteln vorantreiben. Sie mussen
Uber geeignete Anreize dazu motiviert bleiben. Hierzu zdhlen u.a. die
Streichung des mit dem GKV-Finanzstabilisierungsgesetz eingefUhrten
Kombinationsrabatts oder Anpassungen der mit dem GKV-FinStG
abgesenkten OD-Umsatzschwelle sowie der dahinter liegenden
Berechnungsmethodik®.

- Regulatorik, wie das AMNOG und die frUhe Nutzenbewertung, muss die
Besonderheiten und speziellen Herausforderungen von Orphan Drugs
abbilden und entsprechend weiterentwickelt werden (bspw. im Bereich
der Evidenzanforderungen). Nur so wird es modglich werden, den
medizinischen Fortschritt auch in Zukunft in Nutzenbewertung und
Erstattung bestmoglich abzubilden.

- Der frGhzeitige Marktzugang in Deutschland ist ein Versorgungsvorteil, der
weiter gesichert werden muss. Zudem muss sichergestellt werden, dass
Deutschland seinen Spitzenplatz im internationalen Versorgungsranking
auch in Zukunft halten kann.

FUr nachhaltige Verbesserungen ist es notwendig, den bestehenden und
belegbar wirkungsvollen Rechtsrahmen Uber einen offenen Dialog mit allen
involvierten Akteuren weiterzuentwickeln. Hierzu steht die pharmazeutische
Industrie in der kommenden Legislaturperiode bereit.

Die richtigen Rahmenbedingungen fUr Orphan Drugs zu schaffen, ist eine
Frage von Gerechtigkeit und Solidaritadt und nicht ausschlieBlich von Effizienz.
Die Entwicklung und Herstellung von Orphan Drugs dienen einem
gesellschaftlich und politisch erwinschten Ziel, nGmlich die medizinische
Versorgung kleiner vulnerabler Patient:innenengruppen zu verbessern.

Zielbestimmung Kodalitionsvertrag

,Wir werden die Versorgung im Bereich der seltenen Erkrankungen stdrken.
Dazu werden wir die Rahmenbedingungen fUr die Entwicklung von und den
Zugang zu Arzneimitteln zur Behandlung von seltenen Erkrankungen prufen
und weiter verbessern. "
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https://www.lobbyregister.bundestag.de/media/1c/61/388392/Stellungnahme-Gutachten-SG2412200047.pdf

