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1. Zusammenfassung

GroBer medizinischer Forschungsbedarf: Trotz groRer Fortschritte in der Medizin kann bis heute nur ein
Drittel der rund 30 000 bekannten Erkrankungen ursachlich behandelt werden. Bei zwei Dritteln kdnnen Arzt
oder Arztin nur die Symptome behandeln oder im schlimmsten Fall: gar nichts unternehmen. Noch immer
hoffen hier Patientinnen und Patienten, dass eines Tages ein Medikament erhaltlich ist, das ihre Beschwer-
den lindert, das Leben verlangert oder zur Heilung der Erkrankung flhrt. Auch ein Teil unserer Mitgliedsfir-
men arbeitet daran, den Bedarf an neuen Therapien zu befriedigen. Die Biotechnologie ist nicht nur eine
Chance fir den Wirtschafts- und Wissenschaftsstandort Deutschland, sondern auch eine groRe Hoffnung fir

die Patientinnen und Patienten.

Betrachtung von Kosten & Nutzen: Neue Behandlungsméglichkeiten bringen mdéglicherweise auch zusatz-
liche Kosten mit sich. Auf diese Entwicklung muissen sich die Gesellschaft und ihr Gesundheitssystem vorbe-
reiten. Unser Eindruck ist, dass die Nutzenseite besonders von innovativen Arzneimitteln und damit der Nut-
zen fir die Patientinnen und Patienten und die Gesellschaft in den vergangenen Legislaturperioden zuneh-
mend in der 6ffentlichen Diskussion in den Hintergrund zu geraten drohte, wahrend die Kosten Uberschatzt
oder zu einseitig betont wurden. Dies gilt auch fir die im Eckpunktepapier der Bundesregierung vorgesehe-
nen kurzfristigen Mafinahmen. Wir rufen daher ausdriicklich eine Aussage aus dem Koalitionsvertrag in Er-
innerung: ,Die Chancen innovativer Arzneimittel fiir Patientinnen und Patienten, Wachstum und Beschéfti-
gung wollen wir kiinftig besser nutzen, [...J*. Dem stimmt BIO Duetschland zu; dies méchten wir auch. In

diesem Positionspapier zeigt BIO Deutschland auf, wie diese Chancen genutzt werden kénnten.

Wer ist BIO Deutschland? Die Biotechnologie-Industrie-Organisation (BIO) Deutschland e.V. vertritt die

Interessen von mehr als 250 innovativen Unternehmen, die im Bereich Biotechnologie tatig sind.

Unsere Forderungen: Vor dem Hintergrund, dass schwerer Erkrankungen wie Krebs oder seltener chroni-
scher Erkrankungen heute mit Biopharmazeutika behandelt werden, fordert BIO Deutschland, mit den Ent-
wicklungen im Gesundheitssystem umsichtig und im Sinne sowohl der Patientinnen und Patienten, die die
Medikamente bendtigen, als auch der Unternehmerinnen und Unternehmer, die die Medikamente entwickeln

und herstellen, umzugehen. Im Einzelnen sollen
= Verhandlungs- oder Vereinbarungsmodelle unter fairen Rahmenbedingungen stattfinden

= die Kosten-Nutzen-Bewertungsmethoden des Instituts fur Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesund-

heitswesen (IQWiG) internationalen Standards folgen

= interdisziplindre Bewertungskonferenzen durchgefiihrt werden, um den Nutzen neuer Behandlungen

gemeinsam besser bewerten und zu den Kosten ins Verhaltnis setzen zu kénnen
= das Zweitmeinungsverfahren wieder abgeschafft werden

= die Daten, die Therapiehinweisen zugrunde liegen und dann in der Folge regelmalig zum Ausschluss

von der Erstattung fuhren, offen gelegt werden
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die Arzneimittelrichtlinie so geadndert werden, dass sie dem Gesetzeswortlaut folgt und die die Zulassung

Uberschreitende Anwendung von Arzneimitteln auch bei kommerziellen klinischen Studien zulasst

fur innovative Unternehmen die Moglichkeit besteht bleiben, fir die Abgabe von nicht zugelassenen

Arzneimitteln im Hartefall eine Vergitung zu erhalten

Arzneimittel fir seltene Erkrankungen (sogenannte Orphan Drugs) erst bei einem ,Budget Impact®, der
Uber 0,25 % der GKV-Gesamt-Arzneimittelausgaben liegt, erstattungsrechtlichen MaRnahmen, unter-
worfen werden

Orphan Drugs aufgrund ihrer Besonderheit unabhangig vom ,Budget Impact keiner obligaten Nutzen-
Schnell-und-Friih-Bewertung unterliegen und vom erhdhten Herstellerrabatt, der Wirtschaftlichkeitspri-
fung und der indirekten Verkniipfung der Arzneimittelausgaben mit dem Arztehonorar iber § 84 SGB V

ausgenommen werden

im Sinne der Patientinnen und Patienten Lésungen fir die Unterversorgung im Bereich des Off-Label-

Einsatzes von Arzneimitteln gefunden werden.
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2. Einleitung

Trotz groRer Fortschritte in der Medizin besteht nach wie vor ein grof3er Bedarf an medizinischen Innovatio-
nen, denn bis heute kbnnen noch immer nur ein Drittel der rund 30 000 bekannten Erkrankungen ursachlich
behandelt werden. Bei zwei Dritteln kdnnen Arzt oder Arztin nur die Symptome behandeln oder im schlimms-
ten Fall: gar nichts unternehmen. Dariiber hinaus entstehen neue Herausforderungen: Besiegt geglaubte
Krankheitserreger werden gegen bewahrte Behandlungen resistent. Neue Krankheiten breiten sich durch die
zunehmende Mobilitdt rasch weltweit aus. In den industrialisierten Landern nimmt mit der Zahl alterer Men-
schen auch die Zahl chronischer und altersbedingter Krankheiten rapide zu, ohne dass im Einzelfall der Zu-

gang zu einer adaquaten Therapie gewahrleistet ist.

Fir die forschenden Unternehmen, die fiir Patientinnen und Patienten neue Wirkstoffe und Behandlungs-
moglichkeiten entwickeln, muss der Anreiz fur Investitionen in medizinischen Fortschritt und die Planungssi-
cherheit fur die Aufrechterhaltung des Betriebes gewahrleistet werden. Wahrend fir die GroRindustrie kurz-
fristige und nachteilige Anderungen der Rahmenbedingungen zumeist nur drgerlich sind, stellt sich bei klei-
nen und mittleren Medikamentenherstellern und Therapieanbietern, rascher und haufiger als dem Standort
Deutschland gut tut, die Existenzfrage. Gerade mittelstandische Biotechnologieunternehmen sind nicht nur
ein wichtiger Teil der Wertschépfungskette in der Medizin. Sie sind auch Quelle von neuen Geschaftsmodel-
len, Produkten und Prozessen und vor allem: Sie leisten einen Uberproportionalen Beitrag zum Wachstum
der Arbeitsplatze und zu den Aufwendungen fiir Forschung und Entwicklung.1 Im Gesundheitssektor spielt
die Biotechnologie bereits heute eine entscheidende Rolle, die zukinftig noch zunehmen wird. Viele weitere
Produktkandidaten stecken noch in der klinischen oder vorklinischen Entwicklung. Um die biotechnologi-
schen Innovationen den Patientinnen und Patienten zuganglich machen zu kénnen, bedarf es férdernder
Rahmenbedingungen. Dabei muss bereits zu einem frilhen Zeitpunkt der Arzneimittelentwicklung die Zulas-

sung und Erstattung zukiinftiger biotechnologischer Medikamente im Blick behalten werden.

Starkere Zielorientierung der Gesundheitspolitik notwendig: Nach Auffassung von BIO Deutschland
muss vor der Beurteilung gesundheitspolitischer Steuerungsinstrumente zunachst dartiber diskutiert werden,
welche Ziele mit den MalRnahmen erreicht werden sollen. Daher ist es notwendig, im Vorfeld von gesund-
heitspolitischen Diskussionen eine Vorstellung Uber das Ziel zu gewinnen, bevor tUber den Weg gestritten
wird. Sollten sich die Ziele der gesundheitspolitischen Akteure unterscheiden, macht eine Diskussion tber

den richtigen Weg wenig Sinn, da dann zunachst Uber die legitimen Ziele gesprochen werden muss.

Einseitige Kostensenkung ist kein legitimes Ziel: Aus Sicht von BIO Deutschland ware eine Gesund-
heitspolitik, die vorrangig Kosteneinsparungen im Arzneimittelbereich als Ziel verfolgt, nicht legitimierbar.
Denn dieses Ziel entsprache nicht den Winschen der Patientinnen und Patienten und ihrer Angehorigen
sowie der Versicherten. BIO Deutschland pladiert vielmehr fiir eine Gesundheitspolitik im Arzneimittelbe-
reich, die ihre Ziele aus einer gesamtgesellschaftlichen Perspektive ableitet. Es sollte das Ziel sein, mit den
eingesetzten Mitteln (Kosten) einen maximalen gesellschaftlichen Nutzen zu erreichen. Die Nutzen- und die

Kostenseite sollten immer gemeinsam betrachtet werden.

! IAB-Kurzbericht Nr. 23/2008, IAB Discussion Paper 02/2008, Expertenkommission Forschung und Innovation (EFI)(Hrsg.)(2008)
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Unser Eindruck ist, dass die Nutzenseite besonders von innovativen Arzneimitteln und damit der Nutzen fir
die Patientinnen und Patienten und die Gesellschaft in den letzten Legislaturperioden zunehmend in der
offentlichen Diskussion in den Hintergrund geraten ist, wahrend die Kosten Uberschatzt und zu einseitig be-
tont wurden. So war die politische Klage Uber steigende Arzneimittelausgaben voéllig inhaltsleer, solange
diesen Ausgabensteigerungen nicht auch die Nutzenaspekte gegenubergestellt wurden. Verandert sich das
J#Arzneimittelversorgungsziel* durch den Arzneimittelfortschritt, die demographische Entwicklung oder die
steigende Wertschatzung der Gesundheit, so kdnnen die Arzneimittelausgaben sehr wohl steigen, wahrend
das Wirtschaftlichkeitspostulat dennoch erfiillt wird. Oft lassen sich durch den Einsatz von Arzneimitteln er-
hebliche Kosten in anderen Bereichen einsparen (z.B. weniger Operationen, kirzere Krankenhaus-
aufenthalte, weniger Krankheitstage, weniger Begleitbehandlungen, hohere Produktivitat der Beschaftigten
etc.). Die im Koalitionsvertrag gewahlten Formulierungen und die mittelfristigen Umsetzungsvorschlage im
Eckpunktepapier der Bundesregierung geben Anlass zur Hoffnung, dass die neue Regierung hier einen Pa-

radigmenwechsel einleitet und Innovationen wieder mehr als Chance und weniger als Bedrohung sieht.

Das politische Ziel darf deshalb nicht Ausgabenbegrenzung, sondern nur Wirtschaftlichkeit heiRen.
Die im Arzneimittelbereich eingesetzten Instrumente muissen diesem Ziel genliigen. BIO Deutschland hat

folgende Instrumente vor diesem Hintergrund gewiirdigt:

1. Vereinbarungen zwischen Krankenkassen und pharmazeutischen Herstellern
2. Kosten-Nutzen-Bewertungen (KNB)

3. Zweitmeinungsverfahren

4. Therapiehinweise

5. Studien nach § 35 ¢ SGB V (zulassungsuberschreitende Anwendung von Arzneimitteln in klinischen
Studien)

6. Compassionate Use
7. Orphan Drugs

8. Verbesserung des Off-Label-Use
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3. Positionen zu gesundheitspolitischen Themen
3.1 Vereinbarungen zwischen Krankenkassen und pharmazeutischen Herstellern

Der Koalitionsvertrag blieb bei der Formulierung der Bedingungen fur die zukinftige Preisfindung von Inno-
vationen noch vage. Das am 28. April veréffentlichte Eckpunktepapier zur Umsetzung des Koalitionsvertra-
ges fur die Arzneimittelversorgung konkretisiert die Vorstellungen der Regierung. Die pharmazeutischen
Unternehmen sollen verpflichtet werden, zur Markteinfihrung ein Dossier zu Kosten und Nutzen einzurei-
chen, das die Grundlage fiir eine Nutzenbewertung durch den G-BA bilden soll. Ziel dieser Bewertung ist die
Festsstellung, ob und fiir welche Patienten und Erkrankungen ein Zusatznutzen besteht. Wird kein Zusatz-
nutzen festgestellt, unterfallen die Arzneimittel dem Festbetragssystem. Besteht ein Zusatznutzen, kann der
Hersteller im ersten Jahr den Preis selbst festlegen. Bis zum Ablauf des Jahres sind Verhandlungen mit dem
Spitzenverband Bund der Krankenkassen Uber einen Rabatt auf den Abgabepreis zu fihren. Bei gescheiter-
ter Einigung entscheidet eine Schiedsstelle innerhalb von drei Monaten und setzt den Rabatt auf Basis inter-
nationaler Vergleichspreise fest.

Die freie Preisbildung ist derzeit einer der letzten Vorteile, die der Pharmastandort Deutschland gegeniber
den wichtigsten anderen europaischen Landern hat. Ansonsten sieht BIO Deutschland (iberwiegend
Nachteile, insbesondere durch erwahnte Uber- und Fehlregulierung des deutschen Pharmamarktes. BIO
Deutschland steht Verhandlungs- bzw. Vereinbarungsmodellen deshalb nur dann nicht grundsatzlich ableh-
nend gegeniliber, wenn bestimmte Voraussetzungen in einem solchen Modell erflllt sind, die die Mangel des
heutigen deutschen Regulierungssystems beseitigen. Derartige Modelle missen in ein schlissiges Gesamt-
konzept eingebettet sein:

1. Voraussetzung: Keine Verzéogerung des Markteintritts: Die Gesetzliche Krankenversicherung (GKV)
bezahlt heute flr innovative Arzneimittel die Marktpreise der pharmazeutischen Unternehmen. Dies si-
chert den Zugang fir alle Versicherten — sofort nach der Zulassung. Die im Eckpunktepapier vorgesehe-
ne Nutzenbewertung durch den G-BA darf nicht zu Verzdgerungen des Markteintritts fihren und damit
zu Lasten der Patientinnen und Patienten gehen. Bei einer derartigen Regelung ist sicherzustellen, dass
die Innovationen zeitnah zur Verfligung stehen, insbesondere Patientinnen und Patienten mit schweren
Erkrankungen und fehlendem Zugang zu Therapiealternativen. Hier ist der angedachte Zeitrahmen von
drei Monaten zu lang.

2. Voraussetzung: Beriicksichtigung der Funktion des Preises von Innovationen: Verhandlungs- oder
Vereinbarungslosungen durfen nicht dazu flihren, dass die Funktionen des Preises flr Innovationen ver-

loren gehen:

= Zunachst gilt es zu berlcksichtigen, dass auch bei innovativen Produkten bereits Preiswettbewerb
besteht: Nationale Preise werden durch Parallel- bzw. Re-Importe umgangen, und jede neue Thera-

pie wird preislich mit bestehenden Therapieregimen verglichen.

= Durch die individualisierte Medizin und enger gefasste Ein- bzw. Ausschlusskriterien bei Zulas-

sungsstudien werden Markte und Stickzahlen kleiner — die Forschungskosten dagegen steigen auf-
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grund erhohter regulatorischer Anforderungen. Zur Deckung der Forschungs- und Entwicklungskos-
ten sind daher im Anwendungsbereich der individualisierten Medizin (z.B. Krebs) tendenziell héhere

Preise notwendig.

Der attraktive Preis einer Innovation erdffnet Moglichkeiten zur weiteren Forschung. Gerade in der
Onkologie und in vielen kleinen Indikationsgebieten besteht nach wie vor ein hoher medizinischer
Bedarf. Der zu erzielende Preis lenkt die Forschungsmittel in Bereiche mit hohem medizinischen
Bedarf. Ubertriebene Preissenkungen erodieren diesen Anreiz, die Forschungsanstrengungen wer-
den dann reduziert.

Der Preis auf dem deutschen Markt gilt fir viele auslandische Markte als Referenzpreis. Daher soll-
ten Verhandlungs- oder Vereinbarungsmodelle - wie im Eckpunktepapier angedacht - immer nur
Rabattvereinbarungen vorsehen. Die offiziellen Listenpreise sollten weiterhin frei festgelegt werden
kdénnen. Verhandlungen Uber Listenpreise hatten Implikationen, die Uber das deutsche Gesundheits-
system weit hinausgehen und die damit die Entscheidungsspielrdume der Unternehmen in den Ver-

handlungen zwangslaufig einschranken wirden.

Voraussetzung: Deregulierung, Planungssicherheit und Patientenversorgung: Die geltenden Er-

stattungsregeln machen einerseits die schnelle Einfiihrung von Innovationen in Deutschland attraktiv,

anderseits verhindern sie eine tiefe Marktdurchdringung mit Innovationen. In Deutschland kénnten die

Patientinnen und Patienten ohne Verzégerung Zugang zu innovativen Arzneimitteln bekommen. Im in-

ternationalen Vergleich stellt sich allerdings heraus, dass vergleichsweise wenige in diesen Genuss

kommen. Hieraus ergeben sich konkret folgende Forderungen:

Abschaffung der Unterversorgung mit Innovationen: Es missen Verhandlungs- und Verein-
barungsmodelle mit MaBnahmen kombiniert werden kénnen, die die teilweise erschreckende Unter-
versorgung deutscher Patienten mit innovativen Arzneimitteln beenden kdnnen und im europaischen

Vergleich zu einer Gleichstellung deutscher Patienten fiihren.

Trennung von wirtschaftlicher und therapeutischer Verantwortung: Wie in anderen Landern
mussen die wirtschaftliche und therapeutische Verantwortung getrennt werden. Insofern begrufit
BIO Deutschland ausdricklich, dass das Eckpunktepapier eine Verschlankung der Wirtschaftlich-
keitsprifungen vorsieht. Das jetzige System der Wirtschaftlichkeitsprifung flhrt zu einer impliziten
Rationierung, weil es flr den Arzt in der Praxis unmdglich ist, beide Ziele gleichzeitig zu verfolgen.
Diese fehlende Trennung ist eine zentrale Ursache fir die unzureichende Behandlung von deut-
schen Patienten mit Innovationen. Vor diesem Hintergrund begriif’t BIO Deutschland die Ankindi-
gung im Koalitionsvertrag, die Notwendigkeit flir RichtgréRen fir arztliche Verordnungen zu tberpri-

fen.

Weiterhin begrii3t BIO Deutschland die vorgesehene Deregulierung des Arzneimittelmarktes.
Praparate, die in Verhandlungs- oder Vereinbarungsmodelle einbezogen werden, missen weitge-
hend von allen anderen Regulierungen befreit werden (z.B.: Therapiehinweise, Zweitmeinung, KNB,

Hochstbetrag, Verordnungsausschlisse, Wirtschaftlichkeitsprifung etc.). Auch muss die vollige Un-

7



Bio DEUTSCHLAND

gewissheit Uber Bewertungen und Entscheidungen von G-BA und IQWiG in den Folgejahren von
den Unternehmen genommen werden. Ein Verhandlungs- oder Vereinbarungsmodell misste die
Moglichkeit beinhalten, bestimmte Regulierungen rechtssicher fur die Vertragslaufzeit ausschlie3en

zu konnen.

Keine Hiirden bei der Behandlung krebskranker Patienten: Die ambulante Behandlung krebs-
kranker Patienten ist aufwendig und intensiv, so ergeben sich z.B. fir den onkologisch qualifizierten
Arzt erhohte zeitliche, finanzielle und insbesondere personelle Belastungen. Therapien, die intrave-
nds in der Praxis verabreicht werden, werden deshalb richtigerweise zusatzlich entgolten. Innovative
oral einzunehmende Arzneimitteltherapien, fir die ein aufwendiges Therapiemanagement erforder-
lich ist (Verlaufskontrolle, Nebenwirkungsmanagement etc.), bediirfen ebenfalls einer besonderen
ambulanten Vergutung. Nur durch eine adaquate Kompensation des spezifischen Aufwands unab-
hangig von der Art der Einnahme kann sichergestellt werden, dass alle Innovationen zum Wohle der
Patientinnen und Patienten einen raschen Marktzugang erhalten und Marktverzégerungen vermie-

den werden.

4. Voraussetzung: Ein faires Verfahren:

Die Entscheidung Uber den ,Innovationsstatus® eines neuartigen Arzneimittels kann nur auf der Ba-
sis einer seridsen Nutzen- bzw. Kosten-Nutzen-Bewertung erfolgen. Hierbei miissen sowohl absolu-
te Neuheiten ohne therapeutische Alternative (Solitare) wie auch Verbesserungen bestehender The-
rapien (Schrittinnovationen) bertcksichtigt werden. Insoweit setzt BIO Deutschland grofie Hoffnun-
gen in die Einfuhrung einer Kosten-Nutzen-Bewertung nach internationalem Standard. Das IQWiG
hat bisher keine brauchbare Kosten/Nutzen-Analyse entwickelt. Zudem hat es eine grundsatzlich in-

novationsfeindliche Ausrichtung mit dem priméaren Ziel Kostenersparnis.

Wir bendtigen ein Verfahren mit definierten und fairen Beteiligungsrechten der Industrie. Je nach
Ausgestaltung des Modells sollten neben den Kassen und den pharmazeutischen Unternehmern
moglicherweise auch die KVen, die Fachgesellschaften sowie die Politik einbezogen werden. Und
zwar immer dann, wenn das Modell letztlich so ausgestaltet wird, dass Rationierungs- und Wertent-
scheidungen getroffen werden missen, die nur von demokratisch legitimierten Institutionen getroffen
werden sollten. Der G-BA, das IQWiG und der GKV-Spitzenverband sind nicht derartig legitimiert.
Bei echten Verhandlungslésungen mit ,gleichlangen Spiefien“ wéren neben Kassen und pharma-

zeutischen Unternehmern keine weiteren Beteiligten notwendig.

§ 69 SGB V ordnet fiir das Verhaltnis der Krankenkassen zu den Leistungserbringern im Sinne des
Vierten Kapitels des SGB V die ausschlielliche Geltung des SGB V an und schafft damit faktisch ei-
nen Ausnahmebereich, in dem die Regeln des Wettbewerbsrechts nicht gelten. Gerade bei der Ein-
fuhrung von Verhandlungs- bzw. Vereinbarungsmodellen sichert die Anwendung der Regeln des
Wettbewerbs die bestmdgliche Versorgung der Patientinnen und Patienten. Die Zielerklarung im
Eckpunktepapier, dass das Wettbewerbsrecht als Ordnungsrahmen Anwendung findet, begrif3t BIO

Deutschland ausdrticklich.
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Als Fazit Iasst sich festhalten: BIO Deutschland ist bereit, lber Vertrags- bzw. Vereinbarungsmodelle flr
Innovationen konstruktiv zu diskutieren. Allerdings wird BIO Deutschland nur einem Modell zustimmen, das
den obigen Voraussetzungen gentgt und in ein schlissiges Gesamtkonzept (z.B. mehr Zielorientierung,
Abbau der Uberregulierung) eingebettet ist. Nur ein weiteres Instrument, das zu dem bereits bestehenden
Regulierungsdschungel einfach noch hinzugefiigt wird, lehnt BIO Deutschland ab. Auch darf es nicht nur um

Kostensenkung gehen, sondern um Effizienz, Nutzen und Versorgung.

3.2 Kosten-Nutzen-Bewertung (KNB)

BIO Deutschland begriitt grundsatzlich die Einflihrung von Kosten-Nutzen-Bewertungen. Dieses Instrument
kann aber nur dann gemaR der oben formulierten Zieldefinition zu mehr Wirtschaftlichkeit flihren, wenn eine
geeignete Methodik gewahlt wird. Ansonsten besteht die Gefahr, dass die KNB zu einem reinen Kostensen-

kungsinstrument verkommt.

Weiter muss bedacht werden, dass KNB im Zusammenspiel mit Erstattungseinschrankungen Rationierung
bedeutet. Ethisch vorzuziehende Mallnahmen sind die Rationalisierung und die Prifung der Mittelerh6hung
im Gesundheitswesen. BIO Deutschland verschlief3t sich aber nicht der Einsicht, dass in einer Welt der
Knappheit Rationierung dennoch auch ethisch notwendig sein kann, wenn die anderen Mdglichkeiten aus-
geschopft sind. Allerdings gilt dies nur dann, wenn die Methodik einer KNB selbst hohen ethischen Anspri-
chen genlgt. Hierzu gehort, dass den ethischen Grenzen des Erkenntnisgewinns in der Methodik Rechnung
getragen werden muss: So ist es nur dann richtig — wie das IQWiG — eine ,hohe wissenschaftliche Zuverlas-
sigkeit fur Entscheidungen des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA) zu fordern, wenn gleichzeitig die
ethischen Grenzen des Erkenntnisgewinns akzeptiert werden. Nicht jede Studie, die wichtige Fragen beant-
wortet, kann den Patientinnen und Patienten zugemutet werden. Dies gilt gerade bei besonderen Krankhei-
ten (z.B. seltene Krankheiten, Krebserkrankungen, Autoimmunerkrankungen etc.), fir die Gberdurchschnitt-
lich oft biotechnologisch hergestellte Spezialpraparate zum Einsatz kommen, wie die nachstehenden Bei-

spiele’ verdeutlichen:

— Fir eine Nutzenbewertung ist es ausreichend, eine Uberlegenheit einer Intervention festzustellen. Bei
einer KNB ist dagegen die GréRRe des Unterschieds von erheblicher Bedeutung. Der zuverlassige Nach-
weis der GrolRe eines Effekts kann durch ethisch begriindete Anforderungen an das Studiendesign be-
grenzt sein, da verhindert werden soll, dass zu viele Patienten zu lange mit einem unterlegenen Praparat

behandelt werden.

— Aus ethischen Griinden ist es bei Krebserkrankungen oft nicht verantwortbar, Patientinnen und Patien-
ten bereits zugelassene wirksame Praparate vorzuenthalten. Neue Therapien werden deshalb oft in spa-

ten Behandlungslinien getestet. Wirksamkeit und Kosten-Nutzen-Relation werden so unterschatzt.

2 Viele — aber nicht alle — dieser Beispiele beruhen auf dem fur die Krebsgesellschaft erstellten Gutachten von Aidelsburger P., Wasem
J. (2008), Kosten-Nutzen-Bewertung von onkologischen Therapien, Juli 2008.
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— Auch das von vielen Ethikkommissionen geforderte ,cross-over design® erschwert den Nutzennachweis,

da dabei beide Behandlungsgruppen — wenn auch zu unterschiedlichen Zeitpunkten — mit dem zu unter-

suchenden Praparat behandelt werden. Dadurch verringert sich der messbare Nutzen und verschlech-

tert scheinbar die Kosten-Nutzen-Relation.

— Gerade bei schweren lebensbedrohlichen Erkrankungen ist eine zu lange Studiendauer ethisch nicht

vertretbar. In vielen Fallen missen deshalb stellvertretend Messwerte (,Surrogatparameter”) gewahlt

werden, die Rickschlisse auf die Wirkung zulassen, jedoch dazu flihren, dass die eigentliche Wirkung

und die Kosten-Nutzen-Relation unterschatzt werden. So ist z. B. die Multiple Sklerose eine chronische

Erkrankung, bei der aus ethischen Griinden spatestens nach zwei Jahren ein ,cross over” erfolgt.

Die ethischen Grenzen des Erkenntnisgewinns muss das IQWiG in einen Ansatz der optimalen anstatt einer

maximalen Ergebnissicherheit Gbersetzen.

Vor dem Hintergrund unserer Forderungen nach

= einer fur Wirtschaftlichkeitsvergleiche wirklich geeigneten Methodik von Kosten-Nutzen-Bewertungen

= der Beriicksichtigung der ethischen Grenzen des Erkenntnisgewinns sowie

= einem Ansatz optimaler anstatt maximaler Ergebnissicherheit

ergeben sich folgende konkreten Kritikpunkte an den derzeitigen IQWiG-Methoden:

1.

IQWiG-Methoden miissen internationalen Standards entsprechen / Kein deutscher Sonder-
weg: BIO Deutschland fordert eine Anpassung an internationale Standards vorzunehmen, wie es im
§ 139 a Absatz 4 SGB V festgelegt ist. Das wurde z.B. auch im Ergebnispapier der Fachtagungsrei-
he des Bundesministeriums fir Gesundheit konkretisiert. Das IQWiG hat demnach zu gewahrleisten,
dass die Bewertung des medizinischen Nutzens nach den international anerkannten Standards der
evidenzbasierten Medizin erfolgt. Die 6konomische Bewertung hat sich ebenfalls nach den mafRgeb-
lichen international anerkannten Standards zu richten. Aufgrund der bisherigen Publikationen ist zu
beflrchten, dass das IQWIG eine KNB etablieren will, die einen deutschen Alleingang darstellt. Die
Aussage des IQWiG, es gabe in der Gesundheitsékonomie keinen ,,Gold-Standard” fur eine KNB, ist

viel zu undifferenziert und deshalb kritisch zu hinterfragen.

Bewertungskonferenz (,,Scoping-Workshop“): Vertreter der in § 139a Absatz 5 SGB V erwahn-
ten Gruppen sollten gemeinsam mit Hilfe eines externen Moderators erarbeiten, wie der Nutzen ei-
ner Behandlung am besten bewertet werden kann. So wird der Nutzenbegriff greifbar - entsprechend
der breiten, umfassend angelegten Nutzendefinition des Gesetzes - und die zu verwendenden Nut-
zenmalde konnen auftragsbezogen definiert werden. Auch sollte in dieser Konferenz festgelegt wer-
den, welches Mal an Ergebnissicherheit fir die konkrete KNB adaquat ist. Hieraus kann dann abge-
leitet werden, wie die Studien gestaltet sein missen, um in die Bewertung einbezogen zu werden.
Dies entspricht BIO Deutschlands Verstandnis von frihzeitiger Beteiligung.



Bio DEUTSCHLAND

3. Keine indikationsspezifische KNB: Eine indikationsspezifische Vorgehensweise bei der KNB ist
abzulehnen, da indikationsspezifische Bewertungen auch indikationstbergreifende Implikationen
haben.® Es ist demnach eine indikationsibergreifende Bewertung zu fordern in Verbindung mit der
Aufstellung eines Kriterienkatalogs fur die Gewichtung, die durch die Festlegung von Schwellen-
werten erfolgen soll. Fir die Birgerinnen und Birger sind nachvollziehbare Mafstéabe fir die Ge-

wichtung zu entwickeln.

4. Keine faktische Begrenzung auf RCTs / Akzeptanz von Modellen: Im Zusammenhang mit der
Verletzung internationaler Standards ist die alleinige Verwendung von randomisierten, kontrollierten
Studien (,Randomised Controlled Trials“ - RCTs) als zu eindimensional zu bewerten, da weder der
Versorgungsalltag noch Langzeiteffekte mit dieser Art von Studien abgebildet werden kénnen. Dem-
entsprechend sind abhangig von den Untersuchungsfragen und der optimalen Ergebnissicherheit fur
die konkrete KNB ggf. auch Studien mit niedriger Evidenz in die KNB einzubeziehen und Modellie-
rungen zu akzeptieren, um die zeitliche Limitierung fur die Ermittlung von Langzeiteffekten durch kli-
nische Studien zu kompensieren. Eine ,a priori-Ablehnung“ zusatzlicher Nutzenparameter ist weder

wissenschaftlich noch methodisch haltbar.

5. Kosten-Nutzen- und Nutzen-Bewertung nicht trennen: Die KNB darf nicht auf einer vorgeschalte-
ten Nutzenbewertung aufbauen, da bei der aktuell giiltigen Methodik der Nutzenbewertung eben nur
Nutzendaten aus RCTs verwendet werden. In der KNB sind aber weitere Daten, die einen Zusatz-
nutzen im Alltag dokumentieren, ebenfalls von hoher Relevanz. Wirde zudem der Anforderung des
IQWIG nach einem kardinalskalierten Nutzen fur jede Indikation entsprochen, missten fur jeden
Wert sowohl die Abstdnde zu den anderen Werten aus der Untersuchung als auch der absolute
Nullpunkt klar interpretiert werden kénnen®. Das bedeutet, dass in vielen Fallen die Nutzenmafe neu
entwickelt werden missen. Die Erstellung solcher indikationsspezifischen deutschen Nutzenmalle,
die die qualitatskorrigierten Lebensjahre (,Quality-Adjusted Life Year” - QALYs), die derzeit in der
Gesundheits6konomie in die Berechnungen einflieBen, ersetzen sollen, dauert jedoch Jahre. Des-

halb ist die Forderung des IQWIG aus Grinden der Praktikabilitdt abzulehnen.

6. Verringerung der Spielraume: Es ist ferner zu kritisieren, dass die Methodenentwiirfe des IQWIG
groRe Spielrdume bei der Durchfihrung von KNB zulassen, so dass bei gleicher Datenlage je nach
gewahltem Nutzenparameter sehr unterschiedliche Endergebnisse maglich sind. Es ist zu begri3en,
dass im am 19.10.2009 verdffentlichten Methodenpapier (,Allgemeine Methoden zur Bewertung von
Verhaltnissen zwischen Nutzen und Kosten - Version 1.0“) immerhin Sensitivitdtsanalysen vorgese-
hen sind, um fiir eine Entscheidung Anhaltspunkte zur Unsicherheit der Ergebnisse zu geben. Je-

doch findet sich im Abschnitt zur Erlauterung der Sensitivitdtsanalysen keine systematische Rege-

3 Siehe dazu Krauth, C. et al. Stellungnahme der AG Methoden der gesundheitsdkonomischen Evaluation (AG MEG) zu dem Metho-
denpapier ,Methodik fiir die Bewertung von Verhéltnissen zwischen Nutzen und Kosten im System der deutschen gesetzlichen Kran-
kenversicherung” des Instituts fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) Das Gesundheitswesen 2008; 70: e1-
e16 sowie Hessel, F.P., Implikationen indikationstbergreifender Vergleiche im Rahmen der gesundheitsdkonomischen Bewertung
von Gesundheitsleistungen; Das Gesundheitswesen 2009; 71: S20-S25

4 http://www.mathematik.uni-ulm.de/stochastik/lehre/ss03/wirtschaftsstatistik/skript9/node5.html 10. August 2009
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lung, unter welchen Bedingungen welche Art von Sensitivitdtsanalysen durchgefiihrt werden sollen,

so dass auch hier wieder Ermessenspielraume bei der Durchfiihrung der KNB bestehen.

7. Effizienzgrenze fiir Kosten-Nutzen-Bewertungen nicht geeignet: Grundsatzlich zu hinterfragen
ist auch das Konzept der Effizienzgrenze, das bereits 1957 zur Analyse von Aktienportfolios entwi-
ckelt wurde. Alle neuen Therapien werden hier mit den effizientesten Behandlungsansatzen, die be-
reits im Markt sind, ins Verhaltnis gesetzt. So soll bestimmt werden, ob eine neue Behandlung einen
,Zusatzlichen Ertrag” bringt und somit einen erhéhten Aufwand rechtfertigts. So kann es passieren,
dass ein innovatives, rascher wirkendes Schmerzmittel fir Krebskranke keine positive Bewertung
bekommt, weil die herkdbmmliche Schmerztherapie inzwischen so kostenglinstig ist, dass keine In-
novation damit konkurrieren kann. Es ist zu bezweifeln, dass die Effizienzgrenze eine Umsetzung
der Ergebnisse aus Kosten-Nutzen-Bewertungen in vertretbare Entscheidungen ermdglicht. Zudem
erleichtert auch die Effizienzgrenze Entscheidungen ohne Bestimmung der Zahlungsbereitschaft der
Gesellschaft nicht. Des Weiteren fehlen Daten zu Kosten und Nutzen der Nichtbehandlung von
schwerwiegenden Erkrankungen, die zur Konstruktion der Effizienzgrenze vorausgesetzt werden.
Nicht zuletzt sei hier betont, dass das Konzept der Effizienzgrenze nicht fiir den Einsatz im Gesund-

heitswesen entwickelt wurde und einen deutschen Alleingang darstellt.

BIO Deutschland begrif3t, dass die neue Bundesregierung die Arbeit des IQWiG offenbar einer kritischen

Prifung unterziehen méchte.

3.3 »Zweitmeinungsverfahren“ bzw. das Genehmigungsverfahren fiir besondere Arzneimittel

Das Eckpunktepapier sieht die Uberpriifung des Zweitmeinungsverfahrens im Hinblick auf dessen Notwen-
digkeit vor. BIO Deutschland lehnt das ,Zweitmeinungsverfahren® und dessen bisherige Umsetzung grund-
satzlich ab, da es weder zielfihrend fir die im Gesetzestext formulierten Ziele noch fir das von BIO
Deutschland formulierte Ziel der wirtschaftlichen Arzneimittelversorgung ist. Eine Verbesserung in der Quali-
tat der Patientenversorgung sowie eine hohere Patientensicherheit in der Anwendung von Arzneimitteln sind
nicht zu erwarten. Vielmehr tragt es nur noch mehr Burokratie und Rechtsunsicherheit in das deutsche Ge-
sundheitswesen hinein. Das Zweitmeinungsverfahren ist aus unserer Sicht eine Regelung, die der pro-
grammatischen Forderung der Koalitionsvereinbarung 2009 nach einer Kultur des Vertrauens diametral zu-

widerlauft. Es ist vielmehr ein Beispiel fur ,iberzogene biirokratische Vorschriften“.

Gerade bei seltenen Erkrankungen, bei denen Biopharmazeutika haufig zum Einsatz kommen, stellt das
LZweitmeinungsverfahren® (das in Wirklichkeit ein Genehmigungsverfahren ist, weshalb es im weiteren Ver-
lauf immer in AnfUhrungszeichen gesetzt wird, auch um zu verdeutlichen, dass BIO Deutschland nicht die
Einholung einer zweiten Meinung ablehnt, sondern ein obligatorisches birokratisches Genehmigungsverfah-

° IQWIG Methodenvorschlag vom 16. 03. 2009: ,In der Darstellung der theoretischen Effizienzgrenze werden von links nach rechts die
Optionen mit jeweils héherer Effizienz aufgetragen. Die Steigung der Verbindungslinie zwischen zwei Optionen (das Liniensegment)
gibt den zusatzlichen Ertrag pro zusatzlichem Aufwand an.”
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ren) eine ernstzunehmende Hirde dar. Fehlt es doch gerade dort haufig an Spezialisten. BIO Deutschland

fordert deshalb die Abschaffung des gesetzlichen ,Zweitmeinungsverfahrens, da es eine iberzogene pra-

xisferne birokratische Vorschrift darstellt, die auf tiefem Misstrauen gegen die verordnenden Arzte griindet

und die Qualitat der Patientenversorgung eher verschlechtert.

Wird das Instrument dennoch weiter angewendet, so sind folgende Anderungen zu fordern:

1.

Klare Zielsetzung ,,Qualitat“: Die Kriterien fiir die Auswahl der besonderen Arzneimittel miissen sich
aus dem primaren Gesetzesziel (,Verbesserung der Qualitat ihrer Anwendung®, § 73d Absatz 1 Satz 1)
ergeben und nicht aus Kostendampfungserwagungen, die das Gesetz gar nicht vorsieht. Mit einem In-
strument zwei oder mehr sich zumindest teilweise widersprechende Ziele zu verfolgen ist nicht rational
und muss zwangslaufig zu suboptimalen Ergebnissen fiihren. Ganz konkret bedeutet diese Forderung,
dass Kosteninformationen in den Anwendungshinweisen zu ,besonderen Arzneimitteln’ irrefihrend sind

und zu entfernen sind.

Festlegung klarer Kriterien: Der Gesetzgeber fokussiert mit dem ,Zweitmeinungsverfahren“ auf Arz-
neimittel, bei denen eine erhéhte Gefahr seltener, schwerwiegender Nebenwirkungen besteht (Geset-
zesbegriindung zu § 73 d Absatz 1 SGB V), was jedoch dadurch konterkariert wird, dass nicht Arzneimit-
tel mit seltenen Nebenwirkungen, sondern biotechnologisch hergestellte Arzneimittel dem Verfahren un-
terworfen werden sollen. Der Verband fordert dagegen konkrete Kriterien, die bei der Auswahl ,besonde-

rer Arzneimittel’ nicht einzeln sondern in ihrer Summe zu beachten sind:

- Besteht in den zugelassenen Indikationen tberhaupt ,Uber-, Unter- oder Fehlversorgung“? Besteht

Uberhaupt Bedarf fur das ,Zweitmeinungsverfahren?
- Handelt es sich um ein Spezialpraparat?
- Besteht ein hohes Risikopotential?
- Sind Spezialkenntnisse bei den Arzten erforderlich?
- Erhoht die Aufnahme des Praparates in das ,Zweitmeinungsverfahren® die Patientensicherheit?
- Erhoht die Aufnahme des Praparates in das ,Zweitmeinungsverfahren® den Therapieerfolg?

- Kdnnen bei der gewahlten Indikation, die vom Gesetzgeber formulierten Nebenbedingungen erflllt
werden (geniigend groRe Anzahl von fachlich kompetenten Arzten fiir besondere Arzneimittel-

therapien, zumutbare Entfernung, zumutbare Wartezeit)?

Als nicht ausreichendes Kriterium ist ein Hinweis in der Fachinformation des jeweiligen Arzneimittels zu

bewerten, dass vom Arzt besondere Kenntnisse zur Verordnung gefordert werden.

Angemessene Abstimmungsfristen: Formal ist zu beanstanden, dass beim ,Zweitmeinungsverfahren®
zwar eindeutige Fristen fiir die Abstimmung der Arzte festgelegt werden miissen, diese jedoch in der
konkreten Ausgestaltung zu lang sind, als dass damit dem Willen des Gesetzgebers nach einer ,ange-
messenen® Abstimmungsfrist (§ 73 d Absatz 1 Satz 5 SGB V) gefolgt wird.
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4. Genehmigungsfiktion: Es ist ferner eine Genehmigungsfiktion vorzusehen, wenn der Arzt fur besonde-

re Arzneimitteltherapien, obwohl ihm alle notwendigen Unterlagen vorliegen, nicht fristgerecht antwortet.

5. Stationadrer Sektor: Eine Ausweitung des ,Zweitmeinungsverfahrens” auf den stationaren Sektor ist als
rechtswidrig anzusehen, da die Einordnung des § 73 d SGB V im Gesetz (unter der Uberschrift ,Sicher-
stellung der vertragsarztlichen Versorgung®) die Beschrankung des Paragraphen auf die ambulante Ver-
sorgung verdeutlicht. Sollten die Ausflhrungen auch auf die ambulante Behandlung im Krankenhaus

bezogen werden, muss eine Klarstellung hinsichtlich der Wortwahl erfolgen.

6. Nur Erstverordnung: BIO Deutschland vertritt die Auffassung, dass das ,Zweitmeinungsverfahren® -
wenn Uberhaupt - nur bei der Erstverordnung eines Arzneimittels anzuwenden ist. Die erneute Einholung
einer Zweitmeinung bei der Folgeverordnung ist mit erheblichen praktischen Problemen bei der Umset-
zung verbunden. Patientinnen und Patienten werden im Unklaren gelassen, ob sie eine einmal begon-

nene Therapie auch weiterhin erhalten.

Gerade fur Unternehmen von BIO Deutschland, die einen Schwerpunkt ihrer Forschungsaktivitdten auf die
Entwicklung von Medikamenten fir die Behandlung seltener Erkrankungen, so genannter ,Orphan Drugs®,
legen, ist es von entscheidender Bedeutung, dass Patientinnen und Patienten nach Zulassung des Arznei-
mittels schnell und unbirokratisch Zugang zum Arzneimittel erhalt. Von daher fordert BIO Deutschland, dass
das ,Zweitmeinungsverfahren® auf Arzneimittel, die einen ,Orphan Drug“-Status besitzen, nicht angewendet

wird.
BIO Deutschland begrindet die Position wie folgt:

- Bei der Behandlung seltener schwerwiegender Erkrankungen fehlt in der Regel eine Therapie-
alternative, so dass bei einem Verzicht auf die Anwendung des innovativen Arzneimittels keine an-
dere zweckmallige Therapie verfiigbar ist. Bei gleichzeitig vorliegender lebensbedrohlicher Erkran-

kung verscharft sich die Notwendigkeit der mdglichst schnellen Einleitung der Therapie.

- Die ZweckmaRigkeit des Einsatzes fir ein ,Orphan Drug“ ist durch die Verordnung durch hochspezi-

alisierte Arzte bereits gewahrleistet.

- Bei ,Orphan Drugs*® ist die Anzahl der Spezialisten normalerweise ohnehin gering, daher kénnen die
vom Gesetzgeber formulierten Nebenbedingungen (geniigend groRe Anzahl von Arzten fir be-

sondere Arzneimitteltherapien, zumutbare Entfernung, zumutbare Wartezeit) nicht erfillt werden.

3.4 Therapiehinweise

BIO Deutschland begrifit, dass die Regierung ,das bestehende und unubersichtliche System von Therapie-
hinweisen und Verordnungsausschllissen klarer regeln wird. Insbesondere pladiert BIO Deutschland fir
mehr Transparenz bei der Erstellung von Therapiehinweisen. Weil in der Verfahrensordnung des G-BA kei-

ne transparenten Kriterien existieren, ist nicht ersichtlich, auf welcher Datenbasis und nach welchen konkre-
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ten Kriterien der jeweilige Therapiehinweis formuliert wurde. BIO Deutschland fordert die Offenlegung der zu

Rate gezogenen Daten.

3.5 Studien nach § 35 ¢ SGB V (Zulassungsiiberschreitende Anwendung von Arzneimitteln in

klinischen Studien)

Die Regelungen des G-BA zur Ausgestaltung des § 35 ¢ SGB V sind rechtswidrig. Entgegen dem Geset-
zeswortlaut beschrankt der § 29 der Arzneimittelrichtlinie (AMR) die Zulassungsiiberschreitende Anwendung
von Arzneimitteln auf ,nicht-kommerzielle klinische Studien". Diese Beschrankung ergibt sich nicht aus den
Gesetzesmaterialien zum § 35 ¢ SGB V. Dort heildt es lediglich: ,[...] Hierzu zahlen insbesondere nicht-
kommerzielle Studien, [...]". Dementsprechend hat der Gesetzgeber eine Beschrankung auf nicht-

kommerzielle Studien gerade nicht gewollt.

Vielmehr ist der Sinn des § 35 ¢ SGB V darin zu sehen, dass der Gesetzgeber ein Antragsverfahren fir die
zulassungsuberschreitende Anwendung von Arzneimitteln in klinischen Studien etabliert hat, welches dem
G-BA unter bestimmten Voraussetzungen ein Widerspruchsrecht einrdumt. Dies erfordert jedoch eine ab-
schlieBende Regelung der Versagungsgriinde der Erstattung bei zulassungsiiberschreitender Anwendung
von Arzneimitteln in klinischen Studien und nicht etwa eine ,Ermessensvorschrift" fir den G-BA, mit deren
Hilfe er Beurteilungsspielraume fiir sich in Anspruch nehmen kénnte. Diese Beurteilungsspielrdume stehen
dem G-BA nicht zu.

Des Weiteren existieren keine belastbaren Grundlagen zur Durchfihrung des Antragsverfahrens. Das flhrt
bislang dazu, dass erst ein positiver Bescheid zur zulassungsiberschreitenden Anwendung von Arzneimit-

teln in klinischen Studien ergangen ist. Dies entspricht nicht der Intention des Gesetzgebers.

Zusammenfassend lasst sich feststellen, dass mit der gegenwartigen Ausgestaltung des Antragsverfahrens
die Perspektiven zur Weiterentwicklung der Versorgung der Patientinnen und Patienten erheblich eingeengt

sind. Das wird sich auch nachteilig auf den Forschungsstandort Deutschland auswirken.

3.6.Compassionate Use

Hinsichtlich der Versorgung von Patientinnen und Patienten mit nicht zugelassenen Arzneimitteln hat die
15. AMG-Novelle in der Neufassung des § 21 AMG eine kostenlose Bereitstellung durch den Hersteller ein-
gefuhrt. Es ist richtig, dass erst die Zulassung eines Arzneimittels die Vermarktung ermdglicht. Jedoch sollte
fur innovative Unternehmen die Mdglichkeit erhalten bleiben, fiir die Abgabe von nicht zugelassenen Arz-
neimitteln im Hartefall eine Verglitung zu erhalten. Modelle der Verglitung, die nicht notwendigerweise die
Gesetzliche Krankenversicherung (GKV) belasten missen, sind nur denkbar, wenn die kostenlose Bereit-
stellung nicht unerlasslich ist, sondern flexibel gehandhabt wird. Damit konnten Stiftungen, Spenden, Fonds
der pharmazeutischen Industrie und Eigenbeteiligungen der Patientinnen und Patienten die Behandlung mit
dringend bendtigten — noch nicht zugelassenen - Medikamenten auch dann ermdglichen, wenn ein kleiner

mittelstandischer Hersteller die Kosten daflr nicht allein tragen konnte.

15
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3.7 Orphan Drugs

Eine besondere Herausforderung fiir Arzte und pharmazeutische Hersteller besteht im Bereich der soge-
nannten Arzneimittel fir seltene Erkrankungen. Mit Erlass der Verordnung (EG) Nr. 141/2000 uUber Arznei-
mittel fir seltene Leiden wollte die Europaische Union die Forschung und Entwicklung dieser Medikamente
gezielt férdern. Mehr als vier Millionen Menschen leiden in Deutschland an einer seltenen Krankheit. Selten
ist eine Erkrankung, wenn nicht mehr als funf von zehntausend Personen davon betroffen sind. Gerade
kleine und mittlere Unternehmen in der Biotechnologie engagieren sich stark in diesem Bereich und entwi-
ckeln oft Nischenprodukte fiir die Gesundheitsversorgung. Die erreichten Fortschritte bei diesen Arzneimit-

teln dirfen durch erstattungsrechtliche Mallnahmen nicht wieder aufgehoben werden.

Vertragsverhandlungen mit 160 Kassen oder mit einem Nachfragemonopolisten GKV-Spitzenverband und
sofortige obligate Nutzen-Schnell-und-Frih-Bewertungen drohen mittelstandische Biotechnologieunterneh-
men zu Uberfordern. Zumindest bedeuten sie eine erhebliche Markteintrittshirde fur kleine und mittelstandi-
sche Biotechnologieunternehmen. Derartige Ma3nahmen erhdhen das Risiko der Forschung und verringern

den Forschungsanreiz.

Daher schlagen wir folgenden Ordnungsrahmen flir Arzneimittel fiir seltene Erkrankungen in Deutschland

vor:

» Diese Arzneimittel sollten bis zu einem bestimmten ,Budget Impact”, gemessen als Anteil an den GKV-
Gesamt-Arzneimittelausgaben, von allen erstattungsrechtlichen Marktregulierungen frei gehalten wer-
den. Dies gilt insbesondere fur den Herstellerrabatt, die geplante Schnellbewertung und die Verhand-
lungsldésung. Aufgrund der GroRe des deutschen GKV-Marktes halten wir einen Wert von 0,25 % fir

praktikabel und angemessen.

» Wird der Wert von 0,25 % Uberschritten, so unterliegen auch Arzneimittel fir seltene Erkrankungen den
Ublichen — bis dahin hoffentlich Uberarbeiteten — Regulierungen des Pharma-Marktes. Insbesondere gel-
ten dann auch die bis dahin gefundenen Regeln fiir Verhandlungslésungen zwischen Kassen und phar-

mazeutischen Unternehmern.

» Auf jeden Fall und unabhangig vom ,Budget Impact* sind Orphan Drugs jedoch von folgenden Regelun-

gen auszunehmen:

- Eine ,Nutzen-Schnell-und-Friih-Bewertung® ist in keinem Falle notwendig, da zur Erlangung des

Orphan-Drug-Status bereits ein Zusatznutzen nachgewiesen werden muss
- Der Erh6hung des Zwangsrabattes
- Der Wirtschaftlichkeitspriifung (es sei denn diese wird entsprechend dereguliert)
- Der indirekten Verknipfung der Arzneimittelausgaben mit dem Arztehonorar iber den § 84 SGB V

» Sollte kein Abstand genommen werden von der ,Nutzen-Schnell-Friih-Bewertung®, so sollte zumindest
die Besonderheiten von Orphan Drugs in der Methodik der Kosten-Nutzen-Bewertung Berticksichtigung

finden. Alles andere ware eine ungerechtfertigte Benachteiligung dieser Arzneimittel.
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3.8 Vorschlag zur Verbesserung des Off-Label-Use

Derzeit bestehen - trotz stetiger Innovationen bei der Entwicklung von Orphan Drugs — fiir viele schwerwie-
gende Erkrankungen keine spezialisierten pharmazeutischen Praparate. Eine Anwendung von Arzneimitteln
bei schwerwiegenden Erkrankungen fur andere als die zugelassenen Indikationen (sog. Off-Label-Use) stellt
fur die Betroffenen vielfach die einzige Behandlungsmadglichkeit dar. Die ACHSE e. V. geht davon aus, dass
je nach Krankheitsbild 40 bis 100 Prozent der therapeutisch genutzten Arzneimittel off-label verwendet wer-
den.® Eine Kostenerstattung dieser Behandlungen durch die GKV kann allenfalls Gber eine Einzelfallgeneh-

migung erfolgen. In der Regel werden Patientinnen und Patienten die Kosten selbst tragen.

Eine im Auftrag des Bundesministeriums fiir Gesundheit erstellte Studie der Forschungsstelle fir Gesund-
heitsékonomie der Leibnitz Universitat Hannover schlagt daher zur Verbesserung vor, dass ein Off-Label-
Use durch einen in der Behandlung der jeweiligen Seltenen Erkrankung einschlégig erfahrenen Facharzt
zugelassen werden kénnte, wenn die Erkrankung schwerwiegend (lebensbedrohlich oder zu einer dauerhaf-
ten erheblichen Einschrankung der Lebensqualitat fihrend) ist, keine zugelassenen Alternativen fir den
konkreten Patienten verflgbar sind (z.B. auch auf Grund von absoluten Kontraindikationen) und Evidenz
besteht, die eine solche Anwendung rechtfertigt.7 Der verordnende Arzt hatte die Pflicht zu einer erweiterten
Dokumentation, die auch zu einer spateren, retrospektiven, aggregierten Datenanalyse herangezogen wer-
den koénnte. Durch Verordnung auf gesondertem Rezept bzw. durch Ankreuzen eines bestimmten Merkmals
koénnte die off-label Verordnung gekennzeichnet werden und wiirde die Kostentrager in die Lage versetzen,
auffallig haufige Verordnungen fir bestimmte Arzneimittel zu identifizieren, um dann Uber den G-BA eine
zielgerichtete wissenschaftliche Bewertung einzuleiten, die bei negativem Ausgang, die weitere off-label

Verordnung dieses Arzneimittels ausschliel3en konnte.®

Naturlich bedarf ein solcher Ansatz noch weiterer Konkretisierungen. So sollten aus unserer Sicht die ein-
schlagig erfahrenen Arzte, die zum Off-Label-Use befugt sind, nicht mit Regressen fir Off-Label-Use bedroht
werden, sofern der konkrete Off-Label-Use vom G-BA nicht ausgeschlossen wurde, da es sich hier oft um
sehr schwierige Entscheidungen handelt und nicht um einfache und immer klare ja/nein-Entscheidungen.
Auch gilt es naturlich die Vorgaben des ,Nikolaus“-Beschlusses des BVerfG in solch ein Modell zu integrie-
ren. Trotzdem weist das Modell aus unserer Sicht in die richtige Richtung, um insbesondere im Interesse der

Patientinnen und Patienten die Versorgung zu verbessern.

Berlin, 19. Mai 2010

6 Lelgemann, M. / Francke, R. Seltene Erkrankungen in professionellen Versorgungssystemen, in: Bundesgesundheitsblatt— Gesund-
heitsforschung — Gesundheitsschutz, 2008Vol. 51, Nr. 5, S. 510
Siehe Eidt, D et al. Studie im Auftrag des Bundesministeriums fur Gesundheit: ,MaRnahmen zur Verbesserung der gesundheitliche
Situation von Menschen mit Seltenen Erkrankungen in Deutschland Leibnitz Universitat Hannover, Forschungsstelle fir Gesund-
heits6konomie, Juni 2009

® Eidt, D et al. a.a.0.
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