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1. HINTERGRUND

In den 1980er und 1990er Jahren verbreitete sich die Erkenntnis, dass es fiir Patientinnen und
Patienten mit seltenen Erkrankungen und fiir Kinder in der EU zu wenig zufriedenstellende
Behandlungen gab.

Die pharmazeutische Industrie war nicht ausreichend daran interessiert, in die Entwicklung
von Arzneimitteln fiir seltene Leiden und von Kinderarzneimitteln zu investieren. Arzten
standen fiir die Behandlung ihrer Patientinnen und Patienten mit seltenen Leiden héufig keine
Arzneimittel zur Verfligung, und bei der Behandlung von Kindern war die Lage dhnlich. In
den Jahren 2000 und 2007 erlieB die EU daher zwei Verordnungen, mit denen sie die
Entwicklung von Arzneimitteln fiir seltene Leiden' und von Arzneimitteln fiir Kinder?
fordern wollte.

Die Uberlegungen zu kiinftigen Anderungen des Rechtsrahmens werden sich an den
Ergebnissen der Evaluierung orientieren. Sie wird auch in die Arzneimittelstrategie der EU
einflieBen, die den Zugang der Patientinnen und Patienten zu sicheren, wirksamen und
erschwinglichen Arzneimitteln verbessern und beschleunigen, aber auch Innovationen im
Arzneimittelsektor der EU fordern soll.

2. EVALUIERUNG

Im Zuge der Evaluierung wurden die Stirken und Schwichen der beiden Verordnungen im
Zeitraum 2000-2017 (Arzneimittel fiir seltene Leiden) und 2007-2017 (Kinderarzneimittel)
bewertet. Sie beruht auf einer faktengestiitzten Analyse der Funktionsweise der beiden
Instrumente im Hinblick auf die 6ffentliche Gesundheit und aus soziodkonomischer Sicht.
Beide Verordnungen wurden gemeinsam bewertet, da die meisten seltenen Erkrankungen
bereits bei Kindern auftreten konnen und auch viele Kinderkrankheiten selten sind.

Es wurden drei unabhiingige Studien® sowie Berichte der Europdischen Kommission* und der
Europiischen Arzneimittel-Agentur® herangezogen. Im Rahmen der Evaluierung wurden
auch Informationen im Rahmen von Workshops sowie von offentlichen und gezielten
Konsultationen bei allen einschldgigen Interessentrdgern eingeholt. Durch den Einsatz

! Verordnung (EG) Nr. 141/2000 des Européischen Parlaments und des Rates vom 16. Dezember 1999
iber Arzneimittel fiir seltene Leiden.
2 Verordnung (EG) Nr. 1901/2006 des Européischen Parlaments und des Rates vom 12. Dezember 2006

iiber Kinderarzneimittel und zur Anderung der Verordnung (EWG) Nr. 1768/92, der Richtlinien 2001/20/EG
und 2001/83/EG sowie der Verordnung (EG) Nr. 726/200.

3 ,wStudy on the economic impact of the Paediatric Regulation, including its rewards and incentives*
(Studie iiber die 6konomischen Folgen der Verordnung iiber Kinderarzneimittel); Bericht iiber die Studie zu
seltenen Leiden (2019); ,,Study on the economic impact of supplementary protection certificates, pharmaceutical
incentives and rewards in Europe® (Studie iiber die wirtschaftlichen Auswirkungen von ergidnzenden
Schutzzertifikaten sowie von Anreizen und Vorteilen im pharmazeutischen Bereich in der EU), (2018).

4 Bericht der Kommission iiber die Kinderarzneimittel-Verordnung, COM(2017) 626.

> Allgemeiner Bericht iiber die bei der Anwendung der Verordnung iiber Kinderarzneimittel
gewonnenen Erfahrungen (Zehnjahresbericht der EMA an die Europdische Kommission, 2017); Allgemeiner
Bericht iiber die bei der Anwendung der Verordnung iiber Kinderarzneimittel gewonnenen Erfahrungen
(Funfjahresbericht der EMA an die Europdische Kommission, 2012) sowie Jahresberichte der Agentur.


https://ec.europa.eu/health/human-use/strategy_de
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/docs/paediatrics_10_years_economic_study.pdf;
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/docs/paediatrics_10_years_economic_study.pdf;
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/human-use/docs/pharmaceuticals_incentives_study_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/human-use/docs/pharmaceuticals_incentives_study_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/human-use/docs/pharmaceuticals_incentives_study_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/2012-09_pediatric_report-annex1-2_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/2012-09_pediatric_report-annex1-2_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/2012-09_pediatric_report-annex1-2_en.pdf
https://ec.europa.eu/health/human-use/paediatric-medicines_en

verschiedener Informationsquellen und die Einbeziehung einer grolen Zahl von
Interessentragern wurde eine Datentriangulation angestrebt. In einigen Bereichen ist die
Evidenzlage allerdings schlechter als in anderen. Dies traf insbesondere auf das Basisszenario
und die Kosten-Nutzen-Analyse zu.

3. WICHTIGSTE ERKENNTNISSE

Die Evaluierung hat ergeben, dass beide Verordnungen die Entwicklung und Verfiigbarkeit
von Arzneimitteln sowohl fiir Patientinnen und Patienten mit seltenen Leiden als auch fiir
Kinder fordern konnten. Sie haben eine Umlenkung privater und 6ffentlicher Investitionen in
bisher vernachldssigte Bereiche bewirkt, und zwar durch Anreize, Verpflichtungen und
Vergiinstigungen. Die Mitgliedstaaten alleine wiren aufgrund der geringen Zahl der
betroffenen Patientinnen und Patienten und der Fragmentierung des Marktes nicht in der
Lage gewesen, dieses Ergebnis zu erzielen.

Die Rechtsvorschriften wurden sowohl auf EU-Ebene als auch in den Mitgliedstaaten durch
eine Reihe von Forschungsprogrammen im Bereich der seltenen Leiden erginzt. Allerdings
lasst sich anhand der verfiigbaren Informationen kein direkter Zusammenhang zwischen der
Offentlichen Finanzierung und den tatséchlich entwickelten Arzneimitteln herstellen.

Die Anzahl der Arzneimittel fiir Patienten mit seltenen Leiden und fiir Kinder ist gestiegen.
Arzneimittel fiir Patienten mit seltenen Leiden sind nun auch schneller erhéltlich und haben
in den Mitgliedstaaten eine hohere Zahl von Patientinnen und Patienten erreicht. In &hnlicher
Weise hat die Verordnung iiber Kinderarzneimittel zu mehr klinischen Priifungen an Kindern
und somit auch zu einer stiarkeren Entwicklung neuer Arzneimittel fiir Kinder gefiihrt. Durch
sie ging die ,,Off-Label“-Anwendung (die Anwendung von fiir Erwachsene bestimmten
Arzneimitteln bei Kindern, obwohl sie nicht speziell dafiir getestet oder an Kinder angepasst
wurden) zurilick, und es wurde die Entstehung eines ,,padiatrischen Forschungsumfelds® in
Europa gefordert.

Dennoch ist es mit keiner der beiden Verordnungen ausreichend gelungen, die Entwicklung
in jenen Bereichen zu fordern, in denen der Bedarf an Arzneimitteln am grofiten ist.
Arzneimittel werden in der Regel in bestimmten rentableren Therapiefeldern entwickelt, in
denen die Anzahl verfiigbarer Therapien steigt.

Die Evaluierung betraf hauptsiachlich die Fragestellung, ob die Schwelle von weniger als 5
von 10000 Patienten das richtige Kriterium fiir die Ermittlung seltener Leiden mit
besonderem Unterstiitzungsbedarf bei der Arzneimittelentwicklung ist. Wissenschaftliche
Fortschritte wie die personalisierte Medizin und der Einsatz von Biomarkern koénnten die
Komplexitit des derzeitigen Rechtsrahmens noch erhéhen. Mit solchen Entwicklungen kann
zwar ein grofles Potenzial fiir eine optimale Abstimmung der Therapie auf die Krankheit
verbunden sein, sie sollten aber weder dazu fiihren, dass geldufige Krankheiten unnétig oft zu
seltenen Leiden erklart werden, noch dazu, dass sich die AusschlieBlichkeitsfristen haufen.

Die Verordnung tiber Arzneimittel fiir seltene Leiden kann auch Arzneimittel (etwa
Antibiotika) fordern, bei denen die Unternehmen keine ausreichende Rendite erwarten
konnen. Dieser Weg war jedoch nur schwer gangbar und wurde nie beschritten.

Durch die Verordnung iiber Kinderarzneimittel werden die Unternehmen verpflichtet, neue
Arzneimittel auch bei Kindern zu testen, sie enthilt jedoch kein eigenes Instrument dafiir, die



Entwicklung in fiir Kinder relevante Bereiche zu lenken. Die Entwicklung neuer Arzneimittel
fiir Kinder richtet sich daher nach wie vor hauptsidchlich nach dem Bedarf bei den
Erwachsenen. Dies fithrt dazu, dass die groBten Therapieliicken bei Kindern (z. B. die
Behandlung von Krebserkrankungen bei Kindern und Behandlungen fiir Neugeborene) nicht
unbedingt geschlossen werden.

Die Evaluierung hat ergeben, dass Anreize zur Forderung der Entwicklung von
Arzneimitteln fiir seltene Leiden nach wie vor relevant sind. Bei einigen seltenen Leiden hat
sich der Markt jedoch allmdhlich dem Markt fiir ,,Standardarzneimittel* angeglichen. Daher
stellt sich die Frage, ob in solchen Féllen eine Marktexklusivitit von zehn Jahren
gerechtfertigt ist. Nach der Verordnung iiber Arzneimittel fiir seltene Leiden kann eine
Marktexklusivitétsfrist verkiirzt werden, sobald ein Arzneimittel kommerziell erfolgreich ist.
Die Mitgliedstaaten haben das Verfahren in der Praxis jedoch nie eingeleitet, da der notige
Nachweis kaum zu fiihren ist.

Bei Kinderarzneimitteln konnen die Kosten fiir die Durchfiihrung klinischer Studien an
Kindern dadurch ausgeglichen werden, dass der Patentschutz (das erginzende
Schutzzertifikat) verldngert wird. Diese Vergiinstigung erfiillt ihren Zweck zwar zum Teil,
sie hat sich jedoch dabei als unwirksam erwiesen, die Entwicklung solcher Arzneimittel zu
fordern, deren Entwicklung fiir Erwachsene nicht attraktiv ist. Die Verfahren fiir die
Erlangung dieser Vergiinstigung kdnnen komplex sein, da die Unternehmen sie einzeln bei
den verschiedenen nationalen Patentimtern beantragen miissen.

Die Anreize und Vergiinstigungen beider Verordnungen haben ihren Preis. Die Evaluierung
hat ergeben, dass beide Verordnungen Kostensteigerungen in den Gesundheitssystemen mit
sich brachten. Durch die Behandlung mit Arzneimitteln fiir seltene Leiden hat sich jedoch die
Lebensqualitét der Patientinnen und Patienten verbessert. Der Nutzen fiir Kinder, der mit den
Rechtsvorschriften verbunden war, diirfte die Kosten sowohl fiir die Unternehmen als auch
fiir die Gesellschaft aufwiegen.

Die Evaluierung ergab zudem, dass die aufgrund der beiden Verordnungen entwickelten
Arzneimittel nicht in allen Mitgliedstaaten gleichermaflen fiir die Patientinnen und Patienten
zugénglich sind. Dies ist iiberwiegend auf Faktoren zuriickzufiihren, die nicht unter die
Verordnungen fallen, wie strategische Entscheidungen von Pharmaunternehmen betreffend
die Markteinfithrung von Arzneimitteln, die Preispolitik und die Erstattungssysteme in den
Mitgliedstaaten.

In Bezug auf beide Verordnungen wurden ineffiziente Mechanismen und unerwiinschte
Auswirkungen festgestellt. Bei jeder kiinftigen Losung fiir die festgestellten Méngel wird ein
Kompromiss zwischen der erforderlichen Innovationsférderung und der Verfiigbarkeit der
Arzneimittel fiir Patientinnen und Patienten mit seltenen Leiden und fiir Kinder sowie deren
Zugang dazu zu finden sein. Diese Aspekte hdngen eng mit den Hauptzielen der
Arzneimittelstrategie fiir Europa zusammen, zu der die beiden Verordnungen gehoren. Ziel
der Strategie ist die Schaffung eines zukunftssicheren Rechtsrahmens durch eine
ganzheitliche Betrachtung des Arzneimittelsektors.



https://ec.europa.eu/health/human-use/strategy_en

