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Zusammenfassung

Der Kampf gegen den Krebs ist eines der zentra-
len gesundheitspolitischen Ziele in Deutschland
und Europa. Krebs ist jedoch keine einzelne Er-
krankung, sondern ein Sammelbegriff fiir tiber
300 komplexe onkologische Krankheitsbilder,
die sich stark voneinander unterscheiden. Der
medizinisch-technologische Fortschritt fiihrt
dazu, dass die Eigenschaften onkologischer Er-
krankungen immer genauer entziffert und spezi-
fische Therapieoptionen entwickelt werden. In
der Folge sind einzelne Wirkstoffe fir immer
kleinere und seltenere Patientenpopulationen
geeignet. Etwa 20% aller Krebsfille sind auf
eine Seltene Krebserkrankung zuriickzufiihren.

Um den betroffenen Patientinnen und Patienten
zu helfen, werden in der Onkologie immer mehr
innovative Therapien zur Behandlung Seltener
Erkrankungen, sogenannte Orphan Drugs, er-
forscht, entwickelt und zugelassen. Aufgrund
kleiner Patientenpopulationen sind die Umsat-
zerwartungen bei den meisten Orphan Drugs be-
grenzt und Investitionen in die Entwicklung
weniger attraktiv. Zudem ist die Durchfiihrung
klinischer Studien mit besonderen Herausforde-
rungen verbunden.

Um die Forschung und Entwicklung dieser Arz-
neimittel trotz dieser Hiirden voranzutreiben,
wurden auf europaischer Ebene im Zulassungs-
verfahren und in Deutschland im Rahmen der
AMNOG-Nutzenbewertung gezielte Anreize ge-
schaffen. Die Orphan-Regelung im AMNOG hat
sich dabei als Erfolgsgeschichte erwiesen und
ist ein Pull-Mechanismus fiir Innovationen:
Deutschland bietet den schnellsten und umfas-
sendsten Zugang zu Orphan-Arzneimitteln in
Europa.

Aufgrund der Rahmenbedingungen durch die Or-
phan-Regelung in Deutschland und der Anreize
bei der Zulassung auf europdischer Ebene hat
sich eine Reihe von kleinen und mittelgrolRen
biopharmazeutischen Unternehmen auf die Ent-
wicklung von Orphan Drugs spezialisiert. Derar-
tige spezialisierte Pharmaunternehmen sind fir
die Halfte der neu eingefiihrten Orphan Drugs
verantwortlich und liefern Innovationen dort, wo
bislang keine oder nur wenige

Behandlungsoptionen fiir Menschen mit Selte-
nen Erkrankungen zur Verfiigung standen. Dar-
Uber hinaus tragen sie wesentlich zur klinischen
Forschung in Deutschland bei und ermdglichen
durch Studien einen friihen Zugang zu innovati-
ven Therapien. Auf der anderen Seite sind diese
Unternehmen im Besonderen von stabilen regu-
latorischen Rahmenbedingungen im Bereich Or-
phan Drugs abhéangig.

Um die Versorgung mit innovativen Orphan
Drugs langfristig sicherzustellen, miissen sich
die Arzneimittelhersteller auf die gegebenen Vo-
raussetzungen verlassen konnen. Kurzfristige
Eingriffe in funktionierende Marktmechanis-
men, wie im Jahr 2022 durch das GKV-
Finanzstabilisierungsgesetz, kdnnen sich nega-
tiv auf die Forschungsanreize auswirken und
damit insbesondere das Geschaftsmodell klei-
nerer, spezialisierter pharmazeutischer Unter-
nehmen gefdhrden. Die Folge konnen
Marktriicknahmen oder Nichteinfiihrungen in-
novativer Arzneimittel sein. Eine vorausschau-
ende und konsistente Regulierung ist essenziell,
um Innovationen in der Onkologie und bei Selte-
nen Erkrankungen weiter zu férdern.



l. Entwicklung der medizinischen
Versorgung in der Onkologie

Krebs ist eine vielschichtige Gruppe von Krank-
heiten mit einer grofRen Vielfalt an Typen und
Subtypen mit unterschiedlichen Ursachen und
Merkmalen. Die Erkrankung jeder Person ist ein-
zigartig und ein Produkt von genetischen und
molekularen Veranderungen. Die daraus entste-
hende Komplexitdt muss auch in der medizini-
schen Behandlung beriicksichtigt werden.

Aufgrund enormer Fortschritte in der Krebsfor-
schung haben sich in Deutschland die Mdglich-
keiten der Friilherkennung und Diagnostik von
Krebserkrankungen, aber vor allem der Therapie
von an Krebs erkrankten Menschen, iiber die
letzten Jahre und Jahrzehnte deutlich verbes-
sert. Ein positives Ergebnis dieser Entwicklung
ist, dass sich Krebs in vielen Fallen von einer un-
heilbaren Krankheit zu einer chronischen Erkran-
kung entwickelt hat.

a. Entwicklung der 5-Jahres-Uberle-
bensrate

Die absolute 5-Jahres-Uberlebensrate betragt
laut Robert Koch-Institut (RKI) Giber alle Krebsar-
ten hinweg derzeit 62% bei Mannern und 66%
bei Frauen. Schatzungen zufolge leben hierzu-
lande aktuell etwa 4,5 Millionen Menschen mit
oder nach Krebs (,Cancer Survivors"). Bei etwa
2,6 Millionen dieser Menschen liegt die Krebsdi-
agnose bereits fiinf oder mehr Jahre zuriick.

Die relativen 5-Jahres-Uberlebensraten sind ein
MaB fiir die Uberlebenschancen von Krebspati-
entinnen und -patienten im Vergleich mit der all-
gemeinen Bevodlkerung gleichen Alters und
Geschlechts.” Sie sind in hohem MaRe von der
Tumorart abhangig. So konnten bei Leukamien,
Haut-, Brust-, oder Prostatakrebs erhebliche
Fortschritte erzielt werden. Mittlerweile werden
Uberlebensraten von iiber 90% erreicht.2 Eine
populationsbasierte Studie aus Deutschland
zeigt beispielsweise, dass sich die Prognose fiir

" Robert Koch Institut (RKI): Krebs gesamt. Zentrum fiir
Krebsregisterdaten. 08.10.2024.

2Deutsches Krebsforschungszentrum (DKFZ). Krebsstatisti-
ken: So hédufig ist Krebs in Deutschland. 22.12.2023.

8 Eisfeld C, Kajiiter H, Méller L, et al.: Time trends in survival
and causes of death in multiple myeloma: a population-

das Multiple Myelom innerhalb von 20 Jahren
deutlich verbessert hat. Der Anteil der Erkrank-
ten, die das 5-Jahres-Uberleben erreichten, stieg
von 37% auf 62%.°

Bei anderen Krebsarten, wie bdsartigen Tumo-
ren der Bauchspeicheldriise und Mesotheliome,
ist die Prognose weiterhin schlecht, mit 5-Jah-
res-Uberlebensraten von unter 10%. Ebenfalls ist
die Uberlebensrate bei seltenen Krebserkran-
kungen gegeniiber hdufigen Tumoren deutlich
geringer.* Das macht den weiterhin hohen Be-
darf an neuen Behandlungsoptionen deutlich.

b. Behandlung von Tumorerkrankun-
gen: Trend zur personalisierten Medi-
zin

Die Medizin unterscheidet heute schon mehrere
hundert Krebsarten. Mit zunehmender wissen-
schaftlicher Erkenntnis wird immer genauer dif-
ferenziert. Einige Krebsarten sind relativ haufig.
Dazu zadhlen Brust-, Prostata-, Darm-, Lungen-,
Magen-, Haut- und Knochenmarkkrebs. Ca. 20%
aller Krebsfille sind jedoch auf eine Seltene
Krebserkrankung zurtickzufiihren.®

Grofie Fortschritte verspricht insbesondere die
personalisierte Medizin, deren Basis in der On-
kologie die zielgerichteten Therapien darstellen.
Zielgerichtete Therapien werden heute in der Be-
handlung verschiedener Tumorerkrankungen
eingesetzt und kdnnen prinzipiell allein (Mono-
therapie), in Kombination mit einer Chemothera-
pie, einer Strahlentherapie oder mit einer
weiteren zielgerichteten Therapie eingesetzt
werden. Unter dem Begriff werden Arzneimittel
zusammengefasst, die sich gezielt gegen be-
stimmte biologische Merkmale des Tumors
richten, die vorab mit speziellen Tests bestimmt
werden miissen.

based study from Germany. BMC Cancer 06.04.2023; 23 (1):
317 CrossRef MEDLINE PubMed Central

4 Deutsches Krebforschungszentrum (DKFZ). RATIONALE
nimmt seltene Krebserkrankungen in den Fokus. 16.12.2024
5 Eckert, A: Diagnose, Therapie, Prognose: Seltene Krebser-
krankungen. Esanum, 24.02.2024.
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Ob diese Therapien eingesetzt werden konnen,
hangt somit davon ab, ob die jeweiligen Ziel-
strukturen tatsachlich im Tumorgewebe vorhan-
den sind. Dies eroffnet die Mdoglichkeit
individueller und zielgerichteter Therapieoptio-
nen fir bestimmte Patientenpopulationen. Ent-
sprechend fallen diese Arzneimittel zunehmend
in die Kategorie der sogenannten Orphan
Drugs.® In Deutschland sind seit dem Jahr 2011
133 onkologische Arzneimittel auf den Markt
gekommen. Davon waren fast 40% Orphan
Drugs.’

In der Onkologie werden kontinuierlich Arznei-
mittel mit neuen Wirkstoffen erforscht und zu-
gelassen. Allerdings stehen in vielen
Krebserkrankungen auch heute noch keine ada-
quaten Behandlungsoptionen zur Verfligung.
Nach wie vor werden haufig Chemotherapien
mit hoher Toxizitdt eingesetzt. Allerdings wer-
den fortwahrend neue Zielstrukturen als Ansatz-
punkte fiir zielgerichtete Therapien entdeckt.
Das Potenzial zur Behandlung onkologischer Er-
krankungen ist daher bei weitem noch nicht aus-
geschopft.

Eine Vielfalt an Behandlungsoptionen ist in der
Onkologie zudem dringend erforderlich. Tumore
konnen wahrend oder nach der Behandlungszeit
mutieren und sich verdndern. Manche Therapie-
optionen, die zunachst eingesetzt werden, wir-
ken nicht mehr oder die Erkrankung bricht nach
einem ersten Therapieerfolg erneut aus. In die-
sen Fallen sind alternative Optionen notwendig,
die eingesetzt werden kdnnen.

Auch mit Blick auf die Behandlungsergebnisse
bestehen weiterhin erhebliche Unterschiede
zwischen haufigen und Seltenen Krebserkran-
kungen. So zeigen internationale Studien, dass
die 5-Jahres-Uberlebensrate bei seltenen Krebs-
formen im Durchschnitt deutlich niedriger liegt
als bei hdufigeren Tumorarten. Diese Differenz
unterstreicht die medizinische Dringlichkeit,
auch fir kleinere Patientengruppen gezielt neue
Therapien zu entwickeln. Die eingeschrankten
Therapieoptionen, insbesondere in

5 Als Orphan Drugs werden Arzneimittel zur Pravention, Di-
agnose und Behandlung von Seltenen Erkrankungen be-
zeichnet.

7 Eigene Auswertung basierend auf Daten des AMNOG-
Monitors. Betrachtungszeitraum: 01.01.2011-17.10.2024.
8 Gatta G, Capoccacia R, Botta L et al.: Burden and centra-
lised treatment in Europe of rare tumours: results of

fortgeschrittenen oder rezidivierenden Verlau-
fen, machen die kontinuierliche Forschung und
die zeitnahe Verfiigbarkeit von Orphan Drugs in
der Onkologie unverzichtbar. Zu jenen zahlen
auch Therapien gegen Krebs bei Kindern, da na-
hezu alle Krebserkrankungen bei Kindern als
Seltene Erkrankung gelten.®

c. Politische Initiativen im Bereich On-
kologie und Orphan Drugs

Sowohl der Kampf gegen den Krebs als auch
eine Verbesserung der Versorgung von Men-
schen mit Seltenen Erkrankungen sind ausge-
wiesene politische Missionen auf europaischer
und deutscher Ebene. Forschung und Entwick-
lung in diesen medizinischen Bereichen, aber
auch der Aufbau entsprechender Versorgungs-
strukturen werden gefordert. Ausdruck dieser
Missionen sind eine Vielzahl an politischen Initi-
ativen. Diese machen den Stellenwert deutlich,
den die Politik einer Verbesserung der Versor-
gung von Menschen mit onkologischen und Sel-
tenen Erkrankungen beimisst.

Im Bereich der Onkologie bildet ,Europe’s Bea-
ting Cancer Plan” einen zentralen Baustein der
EU-Gesundheitsstrategie. Mit einem Budget von
vier Milliarden Euro sollen Pravention, Diagnos-
tik und Versorgung systematisch verbessert
werden. Auf nationaler Ebene wurde bereits
2008 der Nationale Krebsplan ins Leben geru-
fen, um die Zusammenarbeit aller relevanten Ak-
teure in der Krebsbekdampfung zu stéarken. Eine
im Herbst 2024 durch das Bundesministerium
fiir Gesundheit (BMG) initiierte Neuausrichtung
verfolgt das Ziel, Digitalisierung, Kiinstliche In-
telligenz, Pravention und Langzeitiiberleben
starker zu beriicksichtigen.’® Ergdnzend dazu
biindelt die Nationale Dekade gegen Krebs wis-
senschaftliche und medizinische Kompetenzen
mit dem Ziel, Krebserkrankungen kiinftig wirksa-
mer vorzubeugen und die Lebensqualitdt Be-
troffener zu verbessern. In eine &hnliche
Richtung zielt die Initiative ,Vision Zero", die von

RARECAREnet—a population-based study. The Lancet Onco-
logy August 2017; 18 (8): p1022-1039.

° Deutsche Krebsgesellschaft (DKG): Seltene Krebsarten —
Stietkind der Krebsforschung? Onko Internetportal.
26.01.2017.

10 Bundesministerium fiir Gesundheit (BMG). Nationaler
Krebsplan startet in die ndchste Phase. 06.11.2024.
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I. Entwicklung der medizinischen Versorgung in der Onkologie

verschiedenen Akteuren aus Wissenschaft, Me-
dizin und Gesellschaft getragen wird.

Auch im Bereich Seltener Erkrankungen existie-
ren wichtige politische Initiativen. Das 2010 ge-
grindete  Nationale Aktionsbiindnis fiir
Menschen mit Seltenen Erkrankungen
(NAMSE) verfolgt das Ziel, bestehende Mallnah-
men zu biindeln und die Lebenssituation der Be-
troffenen zu verbessern. Orphanet Deutschland,
ein Teil eines europaweiten Informationsnetz-
werks, stellt seit 2021 unter der Koordination

des Bundesinstituts fir Arzneimittel und Medi-
zinprodukte (BfArM) verlassliche Informationen
zu Seltenen Erkrankungen bereit. Erganzt wird
dieses Angebot durch spezialisierte Zentren fiir
Seltene Erkrankungen (ZSE) sowie Zentren fiir
Personalisierte Medizin (ZPM), die vor allem an
Universitatskliniken angesiedelt sind und eine
hohe Expertise in der Diagnostik und Behand-
lung komplexer Krankheitsbilder bieten.



Il. Orphan Drugs: Regulatorischer

Hintergrund

Fir einen GroRteil der Seltenen Erkrankungen
steht bislang keine oder keine zufriedenstel-
lende Behandlung zur Verfiigung.”” Zudem gibt
es wesentlich weniger medizinische und wis-
senschaftliche Erkenntnisse lber Seltene Er-
krankungen. Das liegt unter anderem an einem
Mangel an Investitionen in die Erforschung Sel-
tener Krankheiten. Eine zentrale Ursache dafir
ist, dass sich aufgrund der kleinen Patientenpo-
pulationen die risikobehaftete Investition in For-
schung und Entwicklung von Orphan Drugs fir
pharmazeutische Unternehmen weniger lohnt.
Um diesem Problem entgegenzuwirken und For-
schungsaktivitdten bei Seltenen Erkrankungen
zu starken, wurden sowohl in Deutschland als
auch auf europdischer Ebene regulatorische An-
reize eingefihrt.

a. Auf europaischer Ebene: Zulassung
von Orphan Drugs

Arzneimittel fir Seltene Erkrankungen werden in
der EU zentral von der Europdischen Kommis-
sion in Zusammenarbeit mit der Europdischen
Arzneimittelagentur (EMA) zugelassen. Im Jahr
2000 wurden in der EU die rechtlichen Grundla-
gen fiir Regelungen zu Orphan Drugs geschaf-
fen und in der Verordnung (EG) Nr. 141/2000
beschrieben. Diese Verordnung regelt die Ver-
fahren und Kriterien fiir die Ausweisung eines
Arzneimittels als Orphan Drug durch die Europa-
ische Kommission (orphan designation). In der
Orphan-Drug-Verordnung bestimmt Artikel 3 die
Kriterien, die ein Antragsteller wissenschaftlich
nachweisen muss, damit sein Arzneimittel als
Orphan Drug in der Europdischen Union aner-
kannt und ausgewiesen wird. Es miissen meh-
rere Bedingungen erfiillt sein (Art. 3 VO (EG) Nr.
847/2000):

e Von der Erkrankung sind nicht mehr als 5 von
10.000 Menschen in der Europaischen Union
betroffen (Pravalenzkriterium).

" Orphanet: Uber Orphan Drugs.

e Das Arzneimittel muss zur Behandlung einer
lebensbedrohlichen Erkrankung oder einer
Krankheit bestimmt sein, die zu chronischer
Invaliditat fiihren kann.

e Zum Zeitpunkt der Antragstellung darf noch
keine zufriedenstellende Methode fiir die Di-
agnose, Verhiitung oder Behandlung der be-
treffenden Erkrankung zugelassen sein (no
satisfactory method) oder das Arzneimittel
muss fiir die Betroffenen einen erheblichen
Nutzen (significant benefit) gegeniiber be-
reits verfligbaren TherapiemalRnahmen auf-
weisen. Ein erheblicher Nutzen ist definiert
als klinisch relevanter Vorteil oder bedeuten-
der Beitrag zur Behandlung von Patientinnen
und Patienten. Bei dem fiir die Zulassung
ausschlaggebenden (erheblichen) Nutzen
kann es sich sowohl um einen klinisch rele-
vanten Vorteil (Wirksamkeit, Sicherheit) als
auch um einen bedeutenden Beitrag zur Be-
handlung von Patientinnen und Patienten
(Verfiigbarkeit, Handhabung) handeln.

Um die Entwicklung und Vermarktung von Or-
phan Drugs attraktiv zu gestalten, hat die EU
spezielle Anreize fiir pharmazeutische Unter-
nehmen geschaffen. Damit wird Herstellern
auch in kleinen Markten die Mdglichkeit gege-
ben, die Kosten von Forschung und Entwicklung,
Produktion und Vermarktung zu decken und
wirtschaftlich zu arbeiten. Zu den Anreizen zah-
len:

e Unterstiitzung bei der Erstellung von Priifpla-
nen (protocol assistance) sowie eine wissen-
schaftliche Beratung (scientific advice) durch
die europdische Zulassungsagentur EMA,

e direkter Zugang zum zentralisierten Zulas-
sungsverfahren der EMA,

e Wegfall der Zulassungsgebiihren sowie fi-
nanzielle Unterstiitzung in Form von


https://www.orpha.net/de/other-information/about-orphan-drugs

Gebihrenreduzierung fiir wissenschaftliche
Beratung und regulatorische Verfahren,

e exklusives Vermarktungsrecht von zehn Jah-
ren. Ahnliche Medikamente werden in dieser
Dekade fiir diese Erkrankung nur dann zuge-
lassen, wenn sie besser wirksam oder ver-
traglich sind oder in Ausnahmefallen helfen,
Versorgungsengpass zu liberwinden.

b. Deutschland: Orphan Drugs im
AMNOG

In Deutschland wurden mit dem 2011 eingefiihr-
ten Arzneimittelmarktneuordnungsgesetz
(AMNOG) zusatzliche Anreize geschaffen, Medi-
kamente fiir Seltene Erkrankungen auf den
Markt zu bringen. Bei der Friihen Nutzenbewer-
tung, die Teil des AMNOG-Verfahrens zur Bewer-
tung eines Zusatznutzens eines neuen
Arzneimittels gegeniiber einer zweckmafigen
Vergleichstherapie (zVT) ist, gelten fir die Or-
phan Drugs besondere Regelungen. GemaR den
rechtlichen Rahmenbedingungen des § 35a
Abs. 1 Satz 11 SGB V ist der ist der medizinische
Zusatznutzen mit Verweis auf die bei Zulassung
bereits durchgefiihrte Nutzenbewertung belegt.
Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA)

entscheidet ausschliellich (iber dessen Aus-
mal. Es miissen keine Daten zum Vergleich mit
einer zweckmaBigen Vergleichstherapie vorge-
legt werden. Dadurch hat das pharmazeutische
Unternehmen eine positive Ausgangsposition
bei den anschlieBenden Erstattungsbetragsver-
handlungen mit dem GKV-Spitzenverband.

Mit der Sonderstellung fiir Orphan Drugs in der
Nutzenbewertung soll fiir pharmazeutische Un-
ternehmer ein Anreiz geschaffen werden, trotz
wirtschaftlicher Risiken die Entwicklung von
Arzneimitteln fiir Seltene Erkrankungen voranzu-
treiben. Zugleich wurde berlicksichtigt, dass die
Durchfiihrung groBer klinischer Studien fiir die
Hersteller mit groBen Herausforderungen ver-
bunden ist und aufgrund der kleinen Patienten-
population oftmals wirtschaftlich und technisch
nicht moglich ist.

Der Vorteil der Orphan-Regelung entfallt, wenn
der Umsatz eines Arzneimittels innerhalb von 12
Monaten 30 Mio. Euro (bis zum Jahr 2022: 50
Mio. Euro) Ubersteigt, was zu einer Neubewer-
tung des Zusatznutzens auf Basis eines Ver-
gleichs mit einer festgelegten zVT fiihrt.



lll. Fokus: Marktzugang von Arzneimitteln
zur Behandlung onkologischer Seltener
Erkrankungen in Deutschland

Die Regelungen auf europdischer und deutscher
Ebene mit dem Zweck, Anreize fiir Investitionen
in Forschung und Entwicklung von Arzneimitteln
flir Seltene Erkrankungen zu schaffen, haben zu
beachtlichen Erfolgen gefiihrt. Sie bringen aber
auch einige Herausforderungen mit sich. Diese
sollen im Folgenden genauer betrachtet werden.

a. Auswirkungen der ordnungspoliti-
schen Instrumente auf die Versorgung
mit Orphan Drugs

Die Arzneimittelversorgung fiir Patientinnen und
Patienten mit Seltenen Erkrankungen hat in den
letzten 20 Jahren betrachtliche Fortschritte

gemacht. Dazu haben die Orphan Designation
auf EU-Ebene und die Orphan-Regelung in
Deutschland malRgeblich beigetragen. Bis Ende
2023 wurden mehr als 230 Arzneimittel als Or-
phan Drugs gegen mehr als 170 Krankheiten in
der EU zugelassen.’? Die Anzahl der neu zuge-
lassenen Orphan Drugs ist seit der europai-
schen Orphan Drug-Verordnung deutlich
angestiegen. Nach der Einfiihrung des AMNOG
2011 und der darin enthaltenen Orphan-Rege-
lung hat sich die Anzahl der Neuzulassungen
weiter beschleunigt (vgl. Grafik 1).

Grafik 1: Zulassungen fiir Medikamente mit Orphan Drug-Status in der Europdischen

Union, 2000-2023"3
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2 Verband Forschender Arzneimittelhersteller (vfa): Die Or-
phan Drug-Verordnung ist ein Erfolg. 31.12.2023.

o-lllllllllllllllll
»

14 14 14 14

RN N > o>
N\ NIEURIES
RN A Ay

A

'8 Verband Forschender Arzneimittelhersteller (vfa): Medika-
mente gegen seltene Erkrankungen. 03.02.2025.
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Das AMNOG schafft die Rahmenbedingungen
dafiir, dass Deutschland den umfassendsten
und schnellsten Zugang zu Orphan Arzneimit-
teln in Europa hat. Von 63 in der EU zugelasse-
nen Orphan Drugs stehen in Deutschland 56 zur
Verfligung (vgl. Grafik 2)." Die Orphan-Rege-
lung ist somit ein Pull-Mechanismus fiir Innova-
tionen: Orphan Drugs kommen in Deutschland
im Schnitt 45 Tage nach der Zulassung auf den

Markt — der EU-Durchschnitt liegt bei 548 Ta-
gen."® Sie machen inzwischen einen Anteil von
34% der jahrlichen Neueinfihrungen aus.'®
Diese Zahlen zeigen eindriicklich die Effektivi-
tat der ordnungspolitischen MaRnahmen auf
europdischer und deutscher Ebene, welche die
Versorgung von Menschen mit Seltenen Erkran-
kungen durch gezielte Anreizsetzung verbes-
sern.

Grafik 2: Anzahl der verfiigbaren Orphan Drugs in Europa, 2019-2022"7
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b. AMNOG: Herausforderungen fiir Or-
phan Drugs in der Onkologie

Die Orphan-Regelung im AMNOG stellt in
Deutschland einen reibungslosen und schnellen
Zugang zu Orphan Drugs sicher. Bei Uberschrei-
tung der Umsatzschwelle und erneuter Nutzen-
bewertung bringt die Evidenzgenerierung fir
Arzneimittel zur Therapie Seltener Erkrankun-
gen jedoch besondere Herausforderungen mit
sich. Aufgrund kleiner Patientenpopulationen
sind randomisierte kontrollierte Studien (rando-
mized controlled trials, RCTs) der hdchsten Evi-
denzstufe haufig nicht moglich. In Fallen mit
einem besonders hohen medizinischen Bedarf

ist es zudem aus ethischen Griinden nicht trag-
bar, den Patientinnen und Patienten im Ver-
gleichsarm das innovative Arzneimittel im Falle
eines Therapieversagens vorzuenthalten.

Generell stehen pharmazeutische Unternehmen
in der Arzneimittelentwicklung vor der Heraus-
forderung, die Evidenzanforderung von Zulas-
sung und  Nutzenbewertung in ihrer
Studienplanung und den Entwicklungsprogram-
men zu vereinbaren. Dies kann aufgrund der un-
terschiedlichen Bewertungszwecke zwischen
Zulassungsbehorden und HTA-Instituten erheb-
liche Schwierigkeiten mit sich bringen. Auf EU-
Ebene wurde in der Vergangenheit auf neue

4 European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations (EFPIA): Patients W.A.I.T. Indicator 2023 Survey. Juni

2024.

'S ArzteZeitung. G-BA-Chef Hecken: Beim Zugang zu Orphan Drugs und Onkologika ist Deutschland Spitze. 19.04.2024.

16 Verband Forschender Arzneimittelhersteller (vfa): Medikamente gegen seltene Erkrankungen. 03.02.2025

7 European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations (EFPIA): Patients W.A.I.T. Indicator 2023 Survey. Juni

2024.
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IIl. Fokus: Marktzugang von Arzneimitteln zur Behandlung onkologischer Seltener Erkrankungen in Deutschland

Erkenntnisse, Methoden und Datenverfiigbar-
keiten reagiert und die Zulassungsverfahren
wurden entsprechend angepasst, um sicherzu-
stellen, dass dringend bendétigte Arzneimittel
den Patientinnen und Patienten ohne Verzoge-
rung zuganglich gemacht werden konnen.

Beim nachgelagerten AMNOG-Verfahren in
Deutschland wurden bisher nicht in derselben
Weise Anpassungen vorgenommen. Besondere
Therapiesituationen werden im Rahmen der fri-
hen Nutzenbewertung meist nicht beriicksich-
tigt. Klinische Studien, die den methodischen
Anforderungen einer RCT nicht entsprechen,
werden vom IQWiG bzw. vom G-BA in der Regel
nicht anerkannt. Hinzu kommen in der Onkolo-
gie Studien, die aufgrund der langen Beobach-
tungszeiten statt des patientenrelevanten
Endpunkts des Gesamtiiberlebens (overall survi-
val) das progressionsfreie Uberleben (progres-
sion-free survival, PFS) in den Blick nehmen, das
vom G-BA jedoch bislang meist nicht als End-
punkt beriicksichtigt wird.

Die Folge ist meist eine negative Nutzenbewer-
tung mit einer schweren Ausgangslage bei den
Erstattungsbetragsverhandlungen, die mit den
im GKV-Finanzstabilisierungsgesetz eingefiihr-
ten Leitplanken zuséatzlich beeintrachtigt wer-
den. Die Leitplanken entfalten ihre Wirkung,
wenn kein Zusatznutzen, ein geringer oder ein
nicht-quantifizierbarer Zusatznutzen festge-
stellt wird. Das kann auch Orphan Drugs betref-
fen, wenn diese die Umsatzschwelle
iberschritten haben. Besonders verheerend ist
der Effekt, wenn lediglich eine zweckmaRige
Vergleichstherapie mit einem geringen Preisni-
veau zur Verfligung steht. Das ist in der Onkolo-
gie nicht selten, da vergleichsweise glinstige
Chemotherapien noch haufig eingesetzt wer-
den. Kann das zielgerichtete Orphan Drug auf-
grund der methodischen Herausforderungen
keinen Zusatznutzen zeigen, féllt es preislich
auf ein Niveau unterhalb der Vergleichstherapie.

c. Anpassung der Umsatzschwelle mit
dem GKV-Finanzstabilisierungsgesetz

Im Herbst 2022 gab es den ersten groReren re-
gulatorischen Eingriff in die Orphan-Regelung
im AMNOG: Die Umsatzschwelle, deren

8 Bundesministerium fiir Gesundheit (BMG). AMNOG-
Evaluation. Dezember 2024.
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Uberschreitung der Ausloser fiir eine Vollbewer-
tung im AMNOG ist, wurde von zuvor 50 Mio.
Euro auf 30 Mio. Euro herabgesetzt. Begriindet
wurde diese Mallnahme mit notwendigen Ein-
sparungen fiir die GKV. Grundgedanke der Um-
satzschwelle ist, dass nur diejenigen
Arzneimittel von der Orphan-Regelung profitie-
ren, die aufgrund eines geringen Jahresumsat-
zes auf einen hoheren Preis angewiesen sind.
Bei umsatzstarken Orphan Drugs soll die
Schwelle finanzielle Einsparungen fiir das GKV-
System generieren.

Im Vorfeld der Absenkung der Umsatzschwelle
im Rahmen des GKV-FinStG wurde jedoch keine
umfassende Evaluation durchgefiihrt, welche
Auswirkung diese MalRnahme auf die Versor-
gung haben wird. Viele pharmazeutische Unter-
nehmen wurden daher von der Anpassung
liberrascht.

Die im Dezember 2024 vorgelegte Evaluation zu
den Auswirkungen durch das GKV-FinStG, die
vom IGES-Institut durchgefiihrt wurde, hat die
Auswirkungen der Senkung der Umsatz-
schwelle untersucht und ist zu folgendem Er-
gebnis gekommen:'®

Fiir das Jahr 2024 erfasst die Evaluation fiinf
Arzneimittel, die eine Neubewertung nach
Uberschreitung der Umsatzschwelle durch-
liefen, die ohne Einfiihrung des GKV-FinStG
nicht stattgefunden hatte.

Daraus ergeben sich fiir 2024 hypothetische
Einsparvolumina zwischen 8 Mio. Euro (5
Prozentpunkte zusétzlicher Rabatt) und 32
Mio. Euro (20 Prozentpunkte zusatzlicher Ra-
batt).

Das Einsparziel von 100 Mio. Euro pro Jahr
konnte damit nur erreicht werden, wenn sich
die Einsparungen iiber die Jahre kumulieren
und umso hoher werden, je mehr Orphan
Drugs die Schwelle {iberschreiten.

Die Ergebnisse verdeutlichen, dass eine Anpas-
sung der Orphan-Regelung im AMNOG eine nur
bedingt geeignete MalRnahme darstellt, um sig-
nifikante Einsparungen fiir das GKV-System zu
erreichen. Zudem sind davon insbesondere die
pharmazeutischen Hersteller betroffen, die sich


https://www.bundesgesundheitsministerium.de/service/publikationen/details/amnog-evaluation.html
https://www.bundesgesundheitsministerium.de/service/publikationen/details/amnog-evaluation.html

auf die politische gewollte Erforschung und Ent-
wicklung von Orphan Drugs spezialisiert haben.

Ohnehin zeigen Untersuchungen zur Preisent-
wicklung von Orphan Drugs, dass die inflations-
bereinigten, normalisierten Behandlungskosten
seit Einfliihrung des AMNOG im Jahr 2011 bis
2024 um 6% gesunken sind. Werden die verhan-
delten Erstattungsbetrdage mit einbezogen,
ergibt sich sogar ein Riickgang um 24%. Diese
Entwicklung deutet darauf hin, dass das
AMNOG auch im Bereich der Orphan Drugs als
wirkungsvolles Instrument zur Preisregulierung
fungiert und somit zur finanziellen Stabilisie-
rung des Gesundheitssystems beitrigt."®

Ferner ist zu beachten, dass bei der Berechnung
der Umsatzschwelle nicht der Herstellerabgabe-
preis, sondern der Apothekenverkaufspreis her-
angezogen wird. Somit sind dabei auch die
Margen von Apotheken und GroBhandel sowie
die Umsatzsteuer beinhaltet — der tatsachliche
Umsatz fiir die pharmazeutischen Unternehmen
liegt damit deutlich unterhalb dem fiir die Um-
satzschwelle herangezogenen Wert von 30 Mio.
Euro.

Ein erstes konkretes Beispiel fiir die Auswirkun-
gen der abgesenkten Umsatzschwelle im Rah-
men der Orphan-Regelung ist der Wirkstoff
Midostaurin. Dieser ist zugelassen zur Behand-
lung der akuten myeloischen Leukdmie (AML)
mit FLT3-Mutation und wurde 2018 vom G-BA

9 Maag L, Hoer A, Miller G: Preisregulierung durch
Nutzenbewertung bei seltenen  Erkrankungen. MVF
02.06.2024; 17 (3): 73-75; vgl.: Arbeitsgemeinschaft Thera-
pie Seltene Erkrankungen (ATSE): Mythen und Fakten zu sel-

mit einem ,betrachtlichen” Zusatznutzen bewer-
tet. Nach Uberschreitung der nun geltenden, ab-
gesenkten Schwelle von 30 Millionen Euro,
wurde Midostaurin einer erneuten Bewertung
unterzogen, mit dem Ergebnis, dass kein Zu-
satznutzen mehr anerkannt wurde. Begriindet
wurde dies mit einer Weiterentwicklung des
Therapiestandards seit der Erstbewertung, zu
dem Midostaurin selbst weiterhin z&hlt. In einer
Pressemitteilung vom 2. Mai 2024 betont der
unparteiische Vorsitzende des G-BA, Prof. Josef
Hecken, dass Midostaurin in Kombination mit
Chemotherapie nach wie vor dem aktuellen The-
rapiestandard entspricht. Dennoch kénne nach
den Mallgaben der aktuellen Bewertungssyste-
matik kein Zusatznutzen ausgewiesen wer-
den.?0

Eine Studie des Verbands der forschenden
Pharma-Unternehmen (vfa) zeigt zudem, dass
eine Streichung der Orphan-Regelung im
AMNOG gravierende Folgen fir die Verfiigbar-
keit neuer Medikamente zur Behandlung Selte-
ner Erkrankungen hatte. 57% der Orphan Drugs
hatten demnach bei Wegfall der Regelung und
entsprechenden Preisabschldgen ein sehr ho-
hes oder maximales Risiko einer Marktriick-
nahme.?' Neben der Gefahr der
Marktricknahmen wiirden zudem Anreize fir
die Einflihrung neuer Produkte in Deutschland
wegfallen, was die Arzneimittelversorgung
nachhaltig beeintrachtigen wiirde.

Midostaurin _keinen _Zusatznutzen _mehr _bescheinigen.
02.05.2025.
21 Verband Forschender Arzneimittelhersteller (vfa): Ab-

schaffung der Orphan Drug-Regelung: Nur zu Lasten der Pati-

tenen Erkrankungen und Orphan Drugs. Marz 2025.
20 Gemeinsamer Bundesausschuss (G-BA): Behandlung der
akuten _myeloischen Leukdmie: G-BA kann _Wirkstoff
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entenversorgung. 06.01.2025.
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IV. Analyse: Bedeutung spezialisierter phar-
mazeutischer Unternehmen fiir die Versor-
gung von Menschen mit Seltenen

Erkrankungen

Die unerwartete Absenkung der Umsatz-
schwelle im Rahmen der Orphan-Regelung im
AMNOG stellt insbesondere auf Orphan Drugs
spezialisierte pharmazeutische Unternehmen
vor Herausforderungen, weil bei diesen durch
die Absenkung verursachte Umsatzriickgdnge
nicht durch das restliche Portfolio kompensiert
werden konnen. Die Entwicklung von Orphan
Drugs ist fiir die forschenden Unternehmen mit
hohen Kosten und Risiken verbunden. Die Mal3-
nahmen auf europdischer Ebene und im Rah-
men des AMNOG in Deutschland fiihren dazuy,
dass mehr Unternehmen solche Investitionen
tatigen. Zusatzlich zu etablierten Unternehmen,
die neben anderen Arzneimitteln auch Orphan
Drugs erforschen und entwickeln, haben sich ei-
nige kleinere und mittelgroRe pharmazeutische
Unternehmen darauf spezialisiert, Therapien fiir
Seltene Erkrankungen zu entwickeln.

Diese Unternehmen nehmen im pharmazeuti-
schen Innovationswettbewerb eine bedeutende
Rolle ein, indem sie die Hersteller- und Produkit-
vielfalt starken und Innovationen dort liefern, wo
bislang keine oder nur wenige Behandlungsopti-
onen bestanden. Mit der Durchfiihrung Klini-
scher Studien in Deutschland ermdoglichen sie
zudem einen friihzeitigen Zugang fiir Patientin-
nen und Patienten bereits vor dem eigentlichen
Marktzugang. Damit stérken sie nachhaltig den
Innovationsstandort und leisten einen wichtigen
Beitrag zum deutschen Gesundheits- und For-
schungsokosystem.

Zugleich sind diese Unternehmen im Besonde-
ren von stabilen regulatorischen Rahmenbedin-
gungen abhangig, auch weil sie aufgrund ihrer
Spezialisierung in der Regel nur lber ein kleine-
res Produktportfolio verfiigen und Veranderun-
gen sie daher wirtschaftlich besonders hart
treffen konnen. Um die Bedeutung dieser auf die
Entwicklung von Orphan Drugs spezialisierten
pharmazeutischen Unternehmen fiir die Versor-
gung von Menschen mit  Seltenen
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(onkologischen) Erkrankungen zu untersuchen,
wurde auf Basis von Daten aus dem ,AMNOG-
Monitor” eine Analyse durchgefiihrt.

a. Vorgehen und Operationalisierung

Beriicksichtigt wurden in der Analyse alle Nut-
zenbewertungsverfahren des G-BA, die seit Ein-
fihrung des AMNOG (Startdatum 01.01.2011)
durchgefiihrt wurden. Die jlingsten Daten, die
berticksichtigt werden konnten, sind die Verfah-
ren, die mit G-BA Beschluss am 17.10.2024 ab-
geschlossen worden sind. Produkte, die nicht
(mehr) in Deutschland vertrieben werden, wur-
den fiir die Auswertung nicht beriicksichtigt. Die
Analyse wurde fiir alle Orphan Drugs und spezi-
ell fur alle Orphan Drugs in der Onkologie durch-
gefiihrt. Die Daten aus dem ,AMNOG-Monitor”
wurden mithilfe deskriptiver Statistik ausgewer-
tet.

Als spezialisierte pharmazeutische Unterneh-
men wurden die Hersteller klassifiziert, bei de-
nen mindestens 50% der in Deutschland
vertriebenen Produkte den Orphan-Status der
EMA (orphan designation) als Arzneimittel zur
Behandlung Seltener Erkrankungen besitzen.
Die 50%-Grenze wurde gewahlt, da davon auszu-
gehen ist, dass, wenn mindestens die Halfte des
Portfolios eines Herstellers aus Orphan Drugs
besteht, die Forschung und Entwicklung dieser
Arzneimittel-Kategorie eine zentrale Rolle bei
der strategischen Ausrichtung des jeweiligen
Unternehmens einnimmt.

Um die Aussagekraft der 50%-Grenze zusétzlich
zu Uberpriifen, wurde ein Quervergleich mit der
globalen Mitarbeiterzahl und Jahresumsatzvo-
lumen vorgenommen. Von den insgesamt 40
Unternehmen, die als spezialisierte pharmazeu-
tische Unternehmen klassifiziert wurden, iiber-
schreiten nur drei die Grenze von 10.000
Mitarbeitenden weltweit. Beim Umsatz liegen
37 der 40 Unternehmen unterhalb der Schwelle



von 10 Mrd. Euro pro Jahr. Bei den spezialisier-
ten pharmazeutischen Unternehmen handelt es
sich somit Giberwiegend um kleinere und mittel-
grolRe Unternehmen.

b. Ergebnisse

Ubersicht der untersuchten Fille Insgesamt
wurden im untersuchten Zeitraum 468

Arzneimittel im AMNOG-Verfahren bewertet, fir
die im Anschluss ein Erstattungsbetrag verhan-
delt wurde. Davon werden 415 nach wie vor in
Deutschland vertrieben. Rund ein Drittel der re-
gistrierten Arzneimittel hatten zum Zeitpunkt
der Bewertung eine orphan designation.?? Im Be-
reich Onkologie haben 133 Arzneimittel das
AMNOG durchlaufen. Davon waren 53, also rund
40%, Orphan Drugs (vgl. Grafik 3).

Grafik 3: Anzahl im AMNOG bewerteter Arzneimittel, 2011-2024 (eigene Darstellung ba-

sierend auf Daten des AMNOG-Monitors)
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Anteil spezialisierter pharmazeutischer Unter-
nehmen 113 Unternehmen haben im betrachte-
ten Zeitraum AMNOG-pflichtige Arzneimittel in
Deutschland eingefiihrt. 40 davon wurden in
der Analyse als spezialisierte pharmazeutische
Unternehmen identifiziert (Anteil Orphan Drugs
im Portfolio > 50%). Das entspricht gut 35% der
gesamten Unternehmen. Die neu eingefiihrten
Orphan Drugs gehen auf 62 unterschiedliche

22 Die Zahlen decken sich mit Analysen des vfa
(https://www.vfa.de/de/wirtschaft-politik/amnog) und des
AMNOG-Reports der DAK
(https://www.dak.de/presse/bundesthemen/umfragen-
studien/amnog-report-2024-kosten-fuer-neue-arzneimittel-

84
- [
Onkologische Orphans Nicht-onkologische

Orphans

Unternehmen zuriick. Auf Orphan Drugs spezi-
alisierte pharmazeutische Unternehmen ver-
treiben insgesamt 87 Produkte. Davon besitzen
insgesamt 68 eine orphan designation, was ei-
nem Anteil von fast 80% entspricht. Die spezia-
lisierten pharmazeutischen Unternehmen sind
insgesamt fiir die Halfte der neu eingefiihrten
Orphan Drugs verantwortlich (vgl. Grafik 4).

steigen-immer-weiter-an-trotz-massnahmen-zur-ausgaben-
begrenzung_76668). Laut vfa durchliefen bis Ende 2023
429 Produkte das AMNOG. Laut DAK-Report wurden bis
zum 31.05.2024 fiir 440 Produkte eine AMNOG-
Nutzenbewertung veranlasst.
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IV. Analyse: Bedeutung spezialisierter pharmazeutischer Unternehmen fiir die Versorgung von Menschen mit Seltenen

Erkrankungen

Grafik 4: Anzahl pharmazeutischer Unternehmen im AMNOG-Verfahren, 2011-2024 (ei-
gene Darstellung basierend auf Daten des AMNOG-Monitors)
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Orphan Drugs in der Onkologie Onkologische
Arzneimittel wurden von 44 unterschiedlichen
Unternehmen in den deutschen Markt einge-
fiihrt. Insgesamt haben 29 Unternehmen onkolo-
gische Orphan-Arzneimittel auf den Markt
gebracht. Davon sind elf auf Orphan Drugs spe-
zialisierte pharmazeutische Unternehmen. 13
der von spezialisierten Unternehmen

Spezialisierte Pharma-

51
22
Gemischtes Portfolio keine Orphan Drugs

vertriebenen Orphan Drugs sind aus dem Be-
reich der Onkologie, 55 sind nicht-onkologisch.
Der Anteil der onkologischen Orphan Drugs, die
von spezialisierten pharmazeutischen Unterneh-
men vertrieben werden, liegt bei 24,5%, der Anteil
der  nicht-onkologischen Orphan Drugs  bei
65,5% (vgl. Grafik 5).

Grafik 5: Verteilung eingefiihrter Orphan Drugs auf Unternehmenstypen, 2011-2024 (ei-
gene Darstellung basierend auf Daten des AMNOG-Monitors)
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Dass die Halfte der in Deutschland eingefiihrten
Arzneimittel flir Seltene Erkrankungen auf spe-
zialisierte  pharmazeutische  Unternehmen

Onkologische Orphan
Drugs
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Nicht-onkologische
Orphan Drugs

» Spezialisierte Biotechs
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zurlickzufiihren ist, zeigt eindriicklich, welchen
Beitrag diese Hersteller fiir die Versorgung von
Menschen mit Seltenen Erkrankungen leisten.



Auch ein Anteil von fast einem Viertel bei der
Entwicklung von Orphan Drugs zur Behandlung

besonders betroffen, wenn kurzfristige regula-
torische Anpassungen zu Einsparungszwecken
beschlossen werden, wie es bei der Absenkung
der Umsatzschwelle im Rahmen des GKV-
FinStG der Fall war.

Eine erneute unvorhersehbare Anpassung des
Regulierungsrahmens wiirde die Geschafts-
grundlage der hoch spezialisierten pharmazeu-
tischen Unternehmen in Deutschland weiter
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von Krebserkrankungen zeichnet ein deutliches
Bild. Diese spezialisierten Unternehmen sind

gefahrden. Mogliche Folgen wéren, dass bereits
eingefiihrte Arzneimittel vom Markt verschwin-
den, Arzneimittel erst spater in Deutschland auf
den Markt kommen oder die Zulassung in der
EU mit Verzdgerung erfolgt. AuBerdem wiirde
ein starker Anreiz verloren gehen, Medikamente
zur Behandlung von Erkrankungen zu entwi-
ckeln, wo derzeit noch keine oder nur unzu-
reichende Therapieoptionen bestehen.



V. Aktuelle Entwicklungen und
Handlungsempfehlungen

Die Orphan Drug-Regelungen auf europdischer
und deutscher Ebene haben wirksame Anreize
fir die Entwicklung von Arzneimitteln zur Be-
handlung Seltener Erkrankungen geschaffen.
Die MaBnahmen haben zu den gewiinschten Er-
gebnissen gefiihrt und es wurde in den vergan-
genen Jahren eine Vielzahl innovativer Orphan
Drugs zugelassen. Das GKV-
Finanzstabilisierungsgesetz hat in diesen funk-
tionierenden Mechanismus eingegriffen. Die
langfristigen Folgen fiir die Versorgung, zum
Beispiel aufgrund von Marktriicknahmen oder
Nichteinfiihrungen, wurden dabei nicht vorab
gepriift. Auch aktuell lassen sich diese kaum ab-
schitzen, wie eine Evaluation des Gesetzes
durch das BMG zeigt?:.

Auf europdischer Ebene befindet sich mit dem
EU-Pharmapaket ein umfassendes Reformpa-
ket der europdischen Arzneimittelregulierung im
parlamentarischen Prozess. Im Rahmen des Pa-
kets sollen unter anderem Patent- und Unterla-
genschutz flir neue Arzneimittel reformiert
werden. Der grundsaétzlich geltende Unterlagen-
schutz soll dabei verkiirzt werden. Verlangerun-
gen des Unterlagenschutzes sollen mdglich
sein, zum Beispiel wenn ein Unternehmen For-
schung und Entwicklung in Europa durchfiihrt
oder wenn ein Arzneimittel fiir eine Indikation
mit einem hohen ungedeckten medizinischen
Bedarf entwickelt wurde. Aulerdem soll die
Marktexklusivitat flr Orphan Drugs angepasst
werden. Kiinftig soll diese standardmalig auf
neun Jahre festgesetzt, unter bestimmten Vo-
raussetzungen jedoch auf 13 Jahre verldangert
werden — wenn z.B. das Medikament in allen
Mitgliedsstaaten zur Verfligung steht oder wenn
es einen hohen medizinischen Bedarf deckt.

Angesichts angespannter GKV-Finanzen wird in
der gesundheitspolitischen Debatte weiterhin-
Uber mogliche Einsparungen diskutiert und Rufe

23 Bundesministerium fiir Gesundheit (BMG). AMNOG-
Evaluation. Dezember 2024.

2 Deutscher Bundestag. Fachgespréach zu den aktuellen Ent-
wicklungen und Herausforderungen bei der Zulassung und
Markteinfiihrung sogenannter Orphan Drugs in Deutschland
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nach einer Reform des AMNOG werden lauter.
Auch Einsparungen bei den Arzneimittelausga-
ben und Orphan Drugs werden insbesondere
von Kassenseite ins Spiel gebracht.?*

Forderungen, Orphan Drugs einer vollumfangli-
chen Nutzenbewertung zu unterziehen bei Gel-
tung derselben Evidenzanforderungen, wie an
Arzneimittel fur ,breite” Indikationen, sind abzu-
lehnen. Perspektivisch miissen Herausforderun-
gen in der Evidenzgenerierung und den
Studiendesigns in der AMNOG-
Nutzenbewertung starker Beriicksichtigung fin-
den. In Féllen, in denen Studien hochster Evi-
denzstufe nicht durchfihrbar oder nicht
angemessen sind, muss die bestmdgliche ver-
fligbare Evidenz akzeptiert werden. Dazu zéhlen
unter anderem auch alternative methodische
Optionen und die Nutzung indirekter bzw. histo-
rischer Vergleiche.

Die Verbesserung der Arzneimittelversorgung
Seltener Erkrankungen ist eine bedeutende poli-
tische Mission und Ausdruck des solidarischen
Gesundheitssystems. Aus Sicht der medizini-
schen Versorgung ist die Sonderrolle fiir Orphan
Drugs damit weiter sinnvoll. Dabei gilt der
Grundsatz, dass Patientinnen und Patienten
nicht aufgrund der Seltenheit ihrer Erkrankung
diskriminiert werden dirfen.?

Notwendig ist dafiir ein funktionierender Wett-
bewerb, in dem Investitionen durch die gesetz-
ten Rahmenbedingungen kanalisiert werden
und die Arzneimittelentwicklung incentiviert
wird. Versuche, die Ausgabenentwicklung der
GKV durch eine Abschwéachung der Anreize zur
Arzneimittelentwicklung zu bremsen, gehen ge-
gen dieses erklarte Ziel und den Grundsatz ei-
nes solidarischen Gesundheitssystems.

Mit der Nationalen Pharmastrategie und der
Umsetzung des Medizinforschungsgesetzes im

und der EU. 125. Sitzung des Gesundheitsausschusses.
06.11.2024.
25 Ebd.


https://www.bundesgesundheitsministerium.de/service/publikationen/details/amnog-evaluation.html
https://www.bundesgesundheitsministerium.de/service/publikationen/details/amnog-evaluation.html
https://www.bundestag.de/resource/blob/1059360/bd93a5c92e8b8b89da878fbd70e5d404/125_06-11-2024_Internet.pdf
https://www.bundestag.de/resource/blob/1059360/bd93a5c92e8b8b89da878fbd70e5d404/125_06-11-2024_Internet.pdf
https://www.bundestag.de/resource/blob/1059360/bd93a5c92e8b8b89da878fbd70e5d404/125_06-11-2024_Internet.pdf
https://www.bundestag.de/resource/blob/1059360/bd93a5c92e8b8b89da878fbd70e5d404/125_06-11-2024_Internet.pdf

Jahr 2024 hat die Bundesregierung Schritte ein-
geleitet, um die pharmazeutische Industrie in
Deutschland zu stdrken sowie speziell For-
schung und Entwicklung zu fordern. Mal3nah-
men, die sich gegen funktionierende Anreize wie
die Orphan-Regelung richten und einseitig die
Ausgaben fiir Arzneimittel in den Blick nehmen,
drohen, dem erklarten Ziel der Strategie entge-
genzuwirken und den Pharmastandort Deutsch-
land unattraktiver fiir Investitionen zu machen.

Unternehmen brauchen langfristige Perspekti-
ven und Planungssicherheit. Grundsétzlich kann
es unvorhersehbare negative Folgen fiir die Ver-
sorgung von Menschen mit Seltenen Erkrankun-
gen haben, wenn ohne eine solide
Folgenabschéatzung in etablierte Mechanismen
im Rahmen des Zugangs zu Arzneimitteln einge-
griffen wird. Kurzfristige Markteingriffe, wie die
Absenkung der Umsatzschwelle im GKV-FinStG,
gefahrden das Geschaftsmodell insbesondere
kleinerer, spezialisierter  pharmazeutischer
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Unternehmen und damit langfristig das Angebot
an innovativen Arzneimitteln fiir Seltene Erkran-
kungen und dies speziell in der Onkologie. Um
die Versorgung von Orphan Drugs in Deutsch-
land auch in Zukunft sicherzustellen, ist ent-
schlossenes politisches Handeln gefragt.

1. Keine weiteren, kurzfristigen Eingriffe

in die Orphan-Regelung im AMNOG!

Angesichts der Bedeutung von Arzneimitteln zur
Behandlung Seltener onkologischer Erkrankun-
gen fir die Versorgung ist von weiteren Eingrif-
fen in die Rahmenbedingungen fiir Orphan
Drugs abzusehen.

2. Riickkehr zur urspriinglichen Umsatz-
schwelle von 50 Mio. Euro!

Um Anreize fiir Forschung und Entwicklung zu
starken und diese nachhaltig zu sichern, bedarf
es der Rickkehr zur urspriinglichen Umsatz-
schwelle von 50 Mio. Euro.
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