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Orphan Drugs –
Chancen und Herausforderungen aus Sicht der AkdÄ



 Verordnung (EG) Nr. 847/2000 der EC vom 27.4.2000
 Prävalenz: nicht mehr als 5 von 10.000 Personen betroffen
 Wirtschaftlichkeitkriterium: … „ohne Anreize vermutlich nicht 

genügend Gewinn bringen“
 Patienten mit seltenen Leiden haben denselben Anspruch auf 

Qualität, Unbedenklichkeit und Wirksamkeit von OD wie 
andere Patienten

 Definitionen: u.a. „erheblicher Nutzen“ („significant benefit“); 
„klinisch überlegen“: AM im Vergleich zu einem zugelassenen AM 
für seltene Leiden nachweislich zusätzlich einen oder mehrere 
erhebliche therapeutische Vorteile:
 größere Wirksamkeit
 größere Sicherheit bei einem erheblichen Teil der Zielpopulation(en)
 bedeutenden Beitrag zur Diagnose oder Behandlung von Patienten

„Orphan Drugs“ (OD) – Historie













Evidenz zum Zeitpunkt der Marktzulassung





N= 15 OD, N=12 NOD
2004-2010





„Was in Europa als Zusatznutzen gilt,
muss auch auf nationaler Ebene ein Zusatznutzen bleiben“.



Ergebnisse der frühen Nutzenbewertung bei Orphan Drugs
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05.08.2013

„Lieblinge der Pharmabranche“
„Lukratives Geschäft mit seltenen Krankheiten“
„Der Milliardentrick der Pharmariesen“





198 Verfahren zu Orphan Drugs
179 Orphan Drugs (117 OD mit OD-Status)



Neueinführungen 2017: 11/34 Orphan Drugs

Verordnungsvolumina: 14,2 Mio. DDD (~ 0,03%)

Umsätze aller Orphan Drugs: ca. 3,3 Mrd. € (~ 8%)





16/20 für onkologische/hämatologische Indikationen







„ohne Anreize vermutlich nicht genügend Gewinn bringen“
„keine zufriedenstellende Methodik
für die für Behandlung oder Diagnose bzw. Verhütung“



Priorities Dutch EU Presidency 2016
• Key theme:

Strengthening checks-and-balances in the pharmaceutical system

• Improve voluntary cooperation and exchange of information on pricing and 

reimbursement between Member States

• Support timely access to new, essential medicines by clarifying conditions and exit 

options

• Initiate debate on unintended effects of current incentives in EU 

pharmaceutical legislation and their impact on innovation and costs

• Strategic debate on cooperation on future challenges and directions for pharmaceutical 

policy in the EU




