Orphan Drugs: Engagement der forschenden Pharma- und
Biotech-Firmen — damit selten nicht untherapierbar bleibt

I Zulassung
= Forschende Pharma- und Biotech-Unternehmen haben 50 Orphan Drug-Zulassungen
bisher ca. 160 Medikamente flur Menschen mit seltenen _
Erkrankungen (Orphan Drugs) auf den Markt gebracht
= 1/3 aller Medikamente mit neuem Wirkstoff, die in den B
vergangenen Jahre in Deutschland auf den Markt kamen,
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* Orphan Drugs mussen immer ihren Zusatznutzen vor 2001 2003 2005 2007 2009 2011 2013 2015 2017
gegenuber Vergleichstherapien - falls es bereits welche 2000
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II Anwendungsgebiete
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= Rund 1.900 Entwicklungsprojekte in der EU mit = Ca. 80% aller seltenen Erkrankungen sind genetisch bedingt;
Orphan Drug-Status deshalb sind oft Kinder betroffen
= Bisher Orphan Drugs fur rund 130 verschiedene = Fast die Halfte aller Orphan Drugs ist auch fur Kinder
Anwendungsgebiete zugelassen zugelassen
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= Orphan Drugs machen 4% der Gesamtarzneimittelausgaben

der GKV in Deutschland im ambulanten Bereich aus
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= 70% der Orphan Drugs haben weniger als 10 Mio. €
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IV Ausblick

= Der Gesetzgeber hat unlangst die Bestimmungen far Orphan Drugs in Deutschland verscharft; die Auswirkungen fur die
Patienten mit seltenen Erkrankungen bleiben abzuwarten

= Wichtig ist, dass die Anstrengungen auf europaischer Ebene nicht durch nationale MalBnahmen konterkariert werden

= Denn angesichts von schatzungsweise 8.000 seltenen Erkrankungen und bisher rund 160 zugelassenen Orphan Drugs bleibt
weiterhin noch sehr viel zu tun!
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