
Wenn „selten“ zum Problemfallwird
Arzneimittelentwicklung. Seltene Erkrankungen sind für die Pharmabranche finanziell herausfordernd. Incentives zeigen aberWirkung.

Auch wenn sie als definitionsge-
mäß jeweils bei weniger als fünf
von 10.000 Menschen vorkom-
men, so beträgt die Gesamtzahl
der von einer seltenen Erkrankung
Betroffenen allein in der EU ge-
schätzte 30 Millionen. Hoch pro-
blematisch ist dabei der Umstand,
dass es für rund 95 Prozent dieser
„Orphan Diseases“ keine spezifi-
schen Behandlungsmöglichkeiten
gibt.

Was die Entwicklung von The-
rapien aus dem ökonomischen
Blickwinkel der Arzneimittelher-
steller betrifft, lässt sich der Miss-
stand aus der Schwierigkeit erklä-
ren, hohen finanziellen Aufwand
für kleine Patientenpopulationen
rentabel zu betreiben. Bemühun-
gen, dieses Problem europaweit in
den Griff zu bekommen, gibt es
bereits seit dem Jahr 2000. Um die

Forschung anzukurbeln, unter-
stützt das Orphan-Designation-
Programm der EU (Europäische
Verordnung über Arzneimittel für
Seltene Erkrankungen) seit damals
Biotech- und Pharmaunterneh-
men mit Förderungen und ande-
ren Incentives, wie reduzierte Zu-
lassungsgebühren sowie zehnjäh-
riger Marktexklusivität bei der Ent-
wicklung von Therapien gegen sel-
tene Erkrankungen.

Fortschritte spürbar
Die positiven Auswirkungen: Die
Forschungsaktivitäten haben in
den letzten 20 Jahren deutlich zu-
genommen und rund 200 Orphan
Drugs wurden in allen wichtigen
Therapiegebieten zugelassen. Die
Kehrseiten: der noch lange nicht
gedeckte Bedarf an angemessenen
Therapien sowie das schlechte Ver-

hältnis zwischen Anträgen für
einen Orphan-Status und Zulas-
sungen. So schafft es nur eines von
80 Arzneimitteln zur Behandlung
von seltenen onkologischen Er-
krankungen vom frühen klinischen
Entwicklungsstadium auch auf den
Markt. „Das zeigt den Risikofaktor.
Pharmaunternehmen investieren
lang und viel, haben jedoch keine
Erfolgsgarantie“, sagt Helga Tieben
vom Verband der pharmazeuti-
schen Industrie Österreichs (Phar-
mig). Kritiker sprechen wiederum
von unverhältnismäßig großen An-
reizen für Pharmabetriebe. Hohe
Preisforderungen vonseiten der
Arzneimittelhersteller würden die
allgemeine Forderung im heimi-
schen Gesundheitssystem nach
einem leistbaren Zugang von
hochqualitativen Therapien für alle
Patienten konterkarieren.

Die Suche nach Lösungen geht
also weiter. „Pharmaunternehmen
sollten stärker in die Pflicht ge-
nommen werden, sich bei der Ver-
marktung abzustimmen und be-
stehende Produkte optimaler zu
nutzen“, lautet etwa eine Forde-
rung von Christa Wirthumer-Ho-
che, Leiterin der AGES Medizin-
marktaufsicht.

Arzneien neu nutzen
Gemeint ist damit unter dem Stich-
wort „Repurposing“ die Beurtei-
lung von Medikamenten, um eine
Krankheit zu behandeln, für das es
nicht zugelassen oder klinisch ge-
testet wurde. „Das ist auf jeden Fall
ein smarter Zugang. Vor allem
wenn man wie bei seltenen Erkran-
kungen in der Wirtschaftlichkeits-
falle sitzt“, meint Ruth Ladenstein,
Leiterin der Arbeitsgruppe Studien

und Statistik der St. Anna Kinder-
krebsforschung. Experten fordern
zudem eine Open-Access-Strategie,
sprich die offene Bereitstellung von
Forschungsdaten und Publikatio-
nen: „Das wäre eine Möglichkeit,
um Preise im Zaum zu halten. Bei
der Entwicklung der Covid-Impf-
stoffe hat dies bereits weltweit
funktioniert“, sagt Claudia Wild,
Geschäftsführerin des Austrian In-
stitute for Health Technology As-
sessment. Für einen kooperativen
Ansatz plädiert auch Thomas Mül-
ler, Direktor der Innsbrucker Univ.-
Klinik für Pädiatrie: „Gerade im Be-
reich der seltenen Kinderkrankhei-
ten brauchen wir eine staatliche
Förderung der privaten Grundla-
genforschung. Die Industrie muss
frühzeitig einbezogen werden, um
eine Verzahnung für innovative
Forschung zu schaffen.“ (CLE)
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