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Praambel — Pharmastandort Bayern:
Zukunftssicher, stark und innovativ

Die Partner des Bayerischen Pharmagipfels stehen fur ein nachhaltiges, innovatives, patientenorientiertes
und gleichzeitig finanzierbares Gesundheitssystem mit bestmoglichem Zugang zu innovativer Diagnostik
und Therapie einschlief3lich digitaler Innovationen fir alle Patientinnen und Patienten.

Die Starkung des Pharma- und Biotechnologiestandorts Bayern und die zukunftssichere Arzneimit-
telversorgung sind dazu unverzichtbar.

Bedeutung Gesundheitswirtschaft

Die Gesundheitswirtschaft ist eine Leitindustrie des 21. Jahrhunderts und daher gerade auch fir den Stand-
ort Bayern von erheblicher dkonomischer Bedeutung. In der gegenwartigen volatilen wirtschaftlichen Lage
ist sie nach wie vor eine der Wachstumsbranchen und ein Beschaftigungsmotor. Die hierzulande entwickel-
ten und produzierten Arzneimittel sorgen vor, verringern gesundheitliche Leiden und helfen Betroffenen in
Bayern, Deutschland und weltweit. Damit zeichnet sich die pharmazeutische Industrie durch einen hohen
volkswirtschaftlichen Nutzen aus.

Eine starke Pharma- und Biotechbranche ist deshalb ein unverzichtbarer Beitrag fiir wirtschaftliches
Wachstum, Beschéaftigung und Wohlstand.

Notwendige Verbesserung der Rahmenbedingungen

Mit der Nationalen Pharmastrategie, die am 13. Dezember 2023 vom Bundeskabinett beschlossen wurde,
legt die Bundesregierung erstmals Handlungskonzepte vor, um den Forschungs- und Produktionsstandort
Deutschland wieder attraktiver zu machen. Die Partner des Bayerischen Pharmagipfels begrif3en die damit
verbundene Anerkennung der pharmazeutischen Industrie als Schlisselsektor und bedeutenden Teil der kri-
tischen Infrastruktur. Insbesondere wird begruf3t, dass nunmehr Ziele und MaRnahmen aufgegriffen wur-
den, die bereits seit Langerem vom Bayerischen Pharmagipfel betont und vorgeschlagen wurden.

Die in den letzten Monaten verklndeten Investitionen von pharmazeutischen Unternehmen u.a. auch in
Bayern wurden lange vor der Verabschiedung der Nationalen Pharmastrategie vorbereitet. Die endgultigen
Investitionsentscheidungen sind nun im Vertrauen auf die zUgige Umsetzung der Strategie getroffen wor-
den. Mit den Digitalgesetzen (Digitalgesetz, Gesundheitsdatennutzungsgesetz, Gesundheits-Digitalagentur-
Gesetz) und dem Medizinforschungsgesetz wurden seitens des Bundes erste Inhalte zur Umsetzung der
Pharmastrategie angestofsen. Aber das deutsche Gesundheitssystem muss digitaler, entbUrokratisierter, in-
novationsfreundlicher und verlasslicher werden — und zwar schnell. Auch der aktuelle Negativtrend bei der
Anzahl klinischer Studien muss rasch und nachhaltig umgekehrt werden — Deutschland ist hier in wenigen
Jahren von Platz 2 auf Platz 7 weltweit abgerutscht. Dafur sind weitere Schritte dringend notig.

Die Partner des Bayerischen Pharmagipfels fordern die Bundesregierung auf, die Nationale Pharmastrategie
rasch umzusetzen und stehen flr eine pragmatische Umsetzung zur Verfligung.

Fur eine erfolgreiche Implementierung der Nationalen Pharmastrategie ist es notig, noch bestehende Hand-
bremsen zu I6sen. Vor allem mussen die mit dem GKV-Finanzstabilisierungsgesetz (GKV-FinStG) eingeflhr-
ten innovationsfeindlichen Mafinahmen revidiert werden. Schon jetzt zeichnen sich negative Auswirkungen
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auf die Versorgung ab. Denn in jeder Branche gilt: Wo der Marktzugang schlecht ist, wird nicht geforscht und
nicht produziert. Zudem werden dort Investitionen langfristig in Frage gestellt.

Ein nachhaltiger Erstattungsrahmen ist auch essenziell flr die strategische Absicherung von Lieferketten
und damit fur eine resiliente und bedarfsgerechte Patientenversorgung. Die zuletzt aufgetretenen massiven
Liefer- und Versorgungsengpasse im Bereich der generischen Grundversorgung machen deutlich, dass hier
politisches Handeln Uber das Arzneimittel-Lieferengpassbekampfungs- und Versorgungsverbesserungsge-
setz (ALBVVG) hinaus notwendig ist. Dies gilt fur innovative Arzneimittel und Generika gleichermalien.

Die Partner des Pharmagipfels fordern, die Rahmenbedingungen fiir innovative Arzneimittel und fir
Generika zu verbessern, um die fiir eine ausreichende Arzneimittelversorgung notwendige Diversi-
fizierung im Markt zu gewahrleisten.

Schwerpunkte des Bayerischen Pharmagipfels 2024

Die Bayerischen Staatsministerien fUr Gesundheit, Pflege und Pravention (StMGP), fur Wirtschaft, Landes-
entwicklung und Energie (StMWi) sowie fur Wissenschaft und Kunst (StMWK) stehen im Rahmen des Bay-
erischen Pharmagipfels im engen Austausch mit den Verbanden und Unternehmen der Pharma- und Bio-
techbranche. Gemeinsam wurden die Schwerpunktthemen fur den diesjahrigen Bayerischen Pharmagipfel
erarbeitet. Im Fokus stehen dabei neben der Revision des EU-Arzneimittelrechts (EU-Pharmapaket), die
sich auch auf den Pharmastandort Bayern auswirken wird, in erster Linie resiliente Lieferketten und damit
eine robuste Versorgung mit Arzneimitteln sowie eine nachhaltige Weiterentwicklung der Zugangsvoraus-
setzungen fur Orphan Drugs. Die Nutzung von Gesundheitsdaten und eine erfolgreiche Digitalisierung wur-
den ebenfalls als entscheidende Elemente fur eine effiziente und bedarfsgerechte Versorgung identifiziert.

Die Partner des Bayerischen Pharmagipfels haben dazu gemeinsam Ziele und Malinahmen in sechs
Handlungsfeldern erarbeitet, um die zukiinftigen Herausforderungen erfolgreich anzugehen:

7 Arzneimittelversorgung in Europa sichern, Pharma- und Biotechstandort starken

7 Arzneimittel-Versorgungsengpasse entschieden bekampfen — Lieferketten und Versorgungs-
sicherheit starken

Zugang zu Orphan Drugs sicherstellen
AMNOG zukunftssicher weiterentwickeln — Fehlentwicklungen des GKV-FinStG korrigieren

Klinische Forschung starken

N N N N

Chancen und Potenziale von Gesundheitsdaten starker nutzen

Der Bayerische Pharmagipfel 2024 setzt den offenen und erfolgreichen Dialog der Bayerischen Staatsregie-
rung mit der pharmazeutischen Industrie auch in der aktuellen Legislaturperiode fort. Vor dem Hintergrund
der bestehenden und kommenden Herausforderungen sind Austausch und Zusammenarbeit von besonde-
rer Bedeutung und ein entscheidender Beitrag fur eine gesunde und resiliente Gesellschaft in Bayern und
Deutschland.
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Arzneimittelversorgung in Europa sichern,
Pharma- und Biotechstandort starken

Position

Die Pharma- und Biotechindustrie erforscht lebenswichtige Arzneimittel und stellt diese bereit. Damit ist
sie einer der Grundpfeiler der wirtschaftlichen Starke Bayerns, Deutschlands und Europas. Die rechtlichen
Rahmenbedingungen, wie sie von der EU gesetzt werden, spielen eine zentrale Rolle. Jetzt mussen die
Weichen fur die kommende EU-Legislatur gestellt werden. Auf EU-Ebene mussen attraktive Rahmenbe-
dingungen fur den pharmazeutischen Forschungs- und Produktionsstandort geschaffen werden, um die Ver-
sorgung mit innovativen Arzneimitteln in der gesamten EU und somit auch im Freistaat zu sichern. Ein attrak-
tiver Standort braucht Rahmenbedingungen, die langfristige Investitionsentscheidungen ermdglichen — und
nicht Uberregulierung und Biirokratie.

Die EU-Kommission hat zwar erkannt, dass das EU-Verfahren flr die Prifung und Zulassung von Arzneimit-
teln modernisiert, entburokratisiert und beschleunigt werden muss. Denn derzeit ist die EU im Vergleich
mit den USA, Kanada, Japan und Neuseeland am langsamsten bei der Zulassung neuer Arzneimittel (EFPIA
2023). Das EU-Pharmapaket soll den Standort Europa fur Forschung und Entwicklung attraktiver machen
und den (zeitnahen) Zugang zu innovativen Therapien verbessern. Es sind aber weitere Nachjustierungen
und Anderungen erforderlich.

Voraussetzung und malfgeblicher Treiber von Innovation sind geistige Eigentumsrechte. Ein starker Patent-
schutz, ein effektiver Unterlagenschutz und eine Marktexklusivitat fur Orphan Drugs spielen im globalen
Wettbewerb eine entscheidende Rolle. Das Patentrecht und auskommliche Schutzrechte sind fur die for-
schungsintensive Pharmabranche, die 17 % ihres Umsatzes (vfa, 2018) in Forschung und Entwicklung (F&E)
investiert, die zentralen Faktoren fur Innovation.

Das Patent- und Anreizsystem in Europa hat sich bewahrt und ist im weltweiten Vergleich konkurrenzfa-
hig: In den letzten zehn Jahren wurden europaweit 351 Arzneimittel fur Kinder zugelassen. AuRerdem wur-
den in der EU bisher rund 245 Arzneimittel zur Behandlung seltener Erkrankungen zugelassen. Zudem ha-
ben forschende Pharma- und Biotechnologieunternehmen in Rekordzeit Impfstoffe und Arzneimittel gegen
COVID-19 entwickelt, diese zur Zulassung gebracht und deren Grol3produktion aufgebaut.

Das geplante EU-Pharmapaket droht dieses erfolgreiche System zu schwachen. Problematisch sind insbe-
sondere die von der EU-Kommission vorgeschlagene VerklUrzung des Basis-Unterlagenschutzes sowie die
Schwachung der Marktexklusivitat. Eine Aushohlung des Schutzes des geistigen Eigentums wurde die In-
novations- und Wettbewerbsfahigkeit forschender Pharma- und Biotechunternehmen schwachen — mit gra-
vierenden Folgen fur die Attraktivitat der Pharmastandorte Bayern, Deutschland und Europa. Dies konnte
die Versorgungssituation bei innovativen Arzneimitteln verschlechtern. Schon jetzt fihren die im Vergleich
zu den USA weniger attraktiven Marktbedingungen (z.B. Geschwindigkeit von Zulassungen, regulatorische
Unterstltzung von Unternehmen) in Europa dazu, dass Uber 100 in den USA zugelassene Wirkstoffe in der
EU nicht verflgbar sind (vfa, 2024).

Das gilt insbesondere fur den Bereich der seltenen Erkrankungen. Zwar war die Orphan-Drug-Verordnung
(EG 141/2000) ein groRer Erfolg. Bis Ende 2023 wurden mehr als 230 Orphan Drugs gegen Uber 170 seltene
Krankheiten zugelassen. Die jetzt von der Kommission und dem Europaischen Parlament vorgeschlagenen
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Anderungen am System der Marktexklusivitat fiir Orphan Drugs konterkarieren jedoch das erfolgreiche Sys-
tem der Orphan-Drug-Verordnung. Die Kurzung der Marktexklusivitat und die weiteren Beschrankungen und
Anpassungen werden dazu flhren, dass die Forschung und Entwicklung (F&E) im Bereich der seltenen Er-
krankungen ausgebremst wird. Es ist zu beflrchten, dass die Umsetzung der Plane der EU-Kommission
in der jetzigen Fassung zu einer Reduktion der Innovationen um 12% flihren konnte (insgesamt 45 weni-
ger Neueinfihrungen von Orphan Drugs in den nachsten 10 bis 15 Jahren).! Dies wirde nicht nur die F&E-
Ausgaben in Europa um 4,5 Mrd. Euro reduzieren, sondern auch den Zugang zu Orphan Drugs erheblich
einschranken.

Statt geistige Eigentumsrechte zu schwachen, mussen vielmehr Anreize fur die Neuentwicklung von drin-
gend bendtigten Therapien gesetzt werden. Das gilt insbesondere fur die Erforschung von neuen Antibiotika,
die im Kampf gegen resistente Erreger dringend bendtigt werden. Das von der EU-Kommission vorgeschla-
gene Modell der Ubertragbaren Exklusivitatsgutscheine kann die Entwicklung neuer Antibiotika wiederbele-
ben und den Forschungs- und Entwicklungsstandort Bayern und Deutschland starken. Dazu muss das Gut-
scheinsystem allerdings so ausgestaltet sein, dass wirksame Anreize fur F&E gesetzt werden. Die von der
EU vorgeschlagenen Kriterien sind so streng, dass wohl keine Neuentwicklung der vergangenen Jahre von
den Ubertragbaren Exklusivitatsgutscheinen profitiert hatte.

Die Abwagung zwischen Umweltschutz und Gesundheitsnutzen sollte Uberall dort, wo es keine Therapie-
alternativen gibt, zu Gunsten des Gesundheitsnutzens ausfallen. Das Ziel sollte darin bestehen, die Um-
weltauswirkungen zu minimieren, ohne den Zugang der Patientinnen und Patienten zu Arzneimitteln zu
beeintrachtigen.

Ziel

Die internationale Wettbewerbsfahigkeit ist zu starken, um die beste Arzneimittelversorgung fur Patientin-
nen und Patienten in Bayern, Deutschland und Europa zu gewahrleisten. Fur einen starken Forschungsstand-
ort braucht es die besten Rahmenbedingungen. Dazu gehoren ein starker Patent- und Unterlagenschutz so-
wie ein attraktives regulatorisches Umfeld fur die Therapien von morgen.

1 Vgl. Dolon-Report: , Revision of the Orphan Regulation: Estimated impact on incentives for innovation of changes proposed by
the European Commission”, S. 7: https://www.efpia.eu/media/tigigbg5/revision-of-the-orphan-regulation-estimated-impact-on-
incentives-for-innovation-of-changes-proposed-by-the-european-commission.pdf



https://www.efpia.eu/media/tigiq5g5/revision-of-the-orphan-regulation-estimated-impact-on-incentives-for-innovation-of-changes-proposed-by-the-european-commission.pdf
https://www.efpia.eu/media/tigiq5g5/revision-of-the-orphan-regulation-estimated-impact-on-incentives-for-innovation-of-changes-proposed-by-the-european-commission.pdf
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Maldnahmen

Im Rahmen der Verhandlungen zum EU-Pharmapaket setzt sich Bayern in Europa und beim Bund fur
folgende MalRnahmen ein:

7 Einen starken Patent- und Unterlagenschutz als zentralen Innovationsanreiz und als Wettbewerbs-
vorteil Europas schaffen. Die im EU-Pharmapaket vorgesehene Verklrzung der Schutzrechte beim
Unterlagenschutz und bei der Marktexklusivitat bei Orphan Drugs muss verhindert werden.

7 Neue Anreize fur die Entwicklung von Antibiotika durch Ubertragbare Exklusivitatsgutscheine
als wichtigen Beitrag im Kampf gegen Antibiotika-Resistenzen und zur Starkung der Antibiotika-
Forschung. Dabei sollten die Kriterien fir den Erhalt eines Gutscheins und die Ubertragbarkeit der
Exklusivitatsgutscheine moglichst wirksame Anreize schaffen. Insbesondere sollte die Beschran-
kung auf die Vergabe von maximal zehn Gutscheinen in 15 Jahren aufgehoben werden.

7 Modernisierung, Entburokratisierung und Beschleunigung der Europaischen Arzneimittelzulassung
— jedoch ohne die hohen Anforderungen an Qualitat, Wirksamkeit und Unbedenklichkeit neuer
Arzneimittel aufzuweichen. Dazu zahlen die Ausweitung der wissenschaftlichen Beratung
(Scientific Advice) durch die EMA, die Ausweitung der beschleunigten Bewertungen (Accelerated
Assessments) auch fur neue Indikationen und Line Extensions (z.B. Zulassungserweiterung
bei neuen Darreichungsformen oder Kombinationspraparaten) und die Ausweitung von Phased
Reviews auch fur Produkte von besonderem Interesse fur die 6ffentliche Gesundheit, neue Indikae
tionen und Line Extensions.

7 Umweltbewertungen von Arzneimitteln, die die Verflgbarkeit von Therapien an erste Stelle set-
zen, ohne die Umweltvertraglichkeit von Arzneimitteln auRer Acht zu lassen.
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Arzneimittel-Versorgungsengpasse entschieden bekampfen —
Lieferketten und Versorgungssicherheit starken

Position

Pharma-Produktionsstandorte in Bayern, Deutschland oder der EU tragen wesentlich zu einer sicheren Arz-
neimittel-Versorgung bei und schutzen vor Versorgungsengpassen. Um okonomisch im internationalen
Wettbewerb unter Druck stehende europaische Produktionsstandorte zu erhalten und bestehende Stand-
orte langfristig zu starken, sind verlassliche Rahmenbedingungen fur neue Investitionen in Produktionsanla-
gen erforderlich.

Die Zahl der Lieferengpasse bei Arzneimitteln ist in den letzten Jahren deutlich angestiegen. Hiervon sind
insbesondere niedrigpreisige patentfreie Arzneimittel betroffen. Daneben konnen Lieferausfalle auch bei
innovativen Arzneimitteln auftreten.

Generika haben aufgrund der sehr hohen Verordnungszahlen eine entscheidende Bedeutung fur die Versor-
gung der Patientinnen und Patienten. Sie stehen flr 80 % der verordneten Arzneimittel (nach Tagesdosen),
aber netto nur fur ca. 7 % der Kosten in der GKV. Versorgungsrelevante Engpasse betrafen oder betreffen
u.a. Arzneimittel zur Therapie onkologischer Erkrankungen (Tamoxifen, Folinate), Herz-Kreislaufarzneimit-
tel sowie Antibiotika und Arzneimittel zur Fiebersenkung bei Kindern. Insbesondere in der Wintersaison
2022/2023 kam es zu bislang noch nie erlebten Lieferausfallen in der padiatrischen Versorgung mit Anti-
infektiva und Fieberséaften. In den letzten zwei Jahren wurden in Summe sechs offizielle Versorgungseng-
passe fur bestimmte Arzneimittel nach 8 79 Abs. 5 AMG ausgerufen — ein bis vor wenigen Jahren kaum
denkbares Szenario.

Die Ursachen von Lieferengpassen bei Arzneimitteln sind vielfaltig. Die Preispolitik stellt dabei einen bedeu-
tenden Faktor dar: Generika sind in Deutschland aufgrund diverser Preisregulierungsmafinahmen teils un-
terfinanziert, was dazu fuhrt, dass der Markt immer weiter konsolidiert wird. Der hohe Kostendruck auf die
Generika-Industrie hat bei vielen Wirkstoffen und Arzneimitteln zu einer Konzentration auf weltweit weni-
ge Herstellungsstatten und zu einer Verlagerung in Drittstaaten (insbesondere nach China und Indien) ge-
fuhrt. Dies birgt angesichts zunehmender geopolitischer Krisen das Risiko von strategischen und technologi-
schen Abhangigkeiten. Zudem kann diese Marktkonzentration z.B. bei Qualitdtsmangeln in der Herstellung,
Produktionsproblemen oder steigender Nachfrage vermehrt zu Lieferengpassen flhren, denn es fehlen bei-
spielsweise diversifizierte Lieferketten, die solche Ereignisse abpuffern konnten.

Kinderarzneimittel wie z.B. Sirup- oder Trockensaftformulierungen fur Antibiotika stehen hier auch deshalb
so sehrim Fokus, da ihre Herstellung im Vergleich zu festen oralen Formen deutlich aufwendiger und kosten-
intensiver ist, was jedoch im Erstattungssystem oftmals nicht abgebildet werden kann. Mit dem ALBVVG
hat der Bundesgesetzgeber daher — auch auf bayerischen Druck hin — erstmals einige strukturelle MalRnah-
men im Generika-Bereich auf den Weg gebracht, um insbesondere im Bereich der Kinderarzneimittel und
Antibiotika eine Verbesserung der Versorgung zu erreichen.

Der Bund liefert damit zwar einzelne gute Ansatze, verpasst aber die Gelegenheit, ein konsistentes Konzept
vorzulegen, mit dem Versorgungsengpassen auch langfristig begegnet werden kann:
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7 Die Modifikation des Rabattvertragssystems fiir Antibiotika mit Bezuschlagung eines Anbieters mit
Wirkstoffproduktion in Europa setzt erste wichtige Schritte, um den Weg einer rein preisbezogenen Ver-
gabe zu verlassen.

— Alternative Vergabekriterien wie Lieferantendiversifizierung, Herstellung der Wirkstoffe in Europa und
Nachhaltigkeit sowie verpflichtende Mehrfachvergaben konnen in Rabattvertragsmarkten mit ausrei-
chend Wettbewerb einen wichtigen Beitrag fur eine stabilere Arzneimittelversorgung und eine Star-
kung des Standortes Europa leisten. Allerdings greift die Beschrankung dieser Regelungen auf Anti-
biotika zu kurz.

— Begru3t wird, dass die Europaische Kommission auf dem Weg zu einem ,,EU Critical Medicines Act”
eine derartige Weiterentwicklung des EU-Vergaberechts bekraftigt hat. Auch die Bundesregierung
kindigt in ihrer Pharmastrategie zur Verbesserung der Rahmenbedingungen fur den Entwicklungs-
und Produktionsstandort Deutschland aktive Beitrage zu einer entsprechenden Anpassung des Verga-
berechts auf europaischer Ebene flr kritische Arzneimittel an. Die EU-Kommission und die Bundesre-
gierung mussen diese Ankundigungen umsetzen und jetzt auch entsprechend handein.

7 Erstattungspreise hatten u.a. bei kinderspezifischen Darreichungsformen zum Teil ein nicht mehr kosten-
deckendes Niveau erreicht. Die Versorgung war daher aufgrund der zunehmenden Marktkonzentration
teilweise dramatisch zusammengebrochen. Deshalb war es folgerichtig und dringend erforderlich, dass
der Bundesgesetzgeber bei den padiatrischen Arzneimitteln Festbetrage aufgehoben und Rabattver-
trage verboten hat, um 6konomische Anreize flr einen breiteren Wettbewerb zu setzen.

7 Leider zieht der Bund aus den Erfahrungen bei Generika nicht die richtigen Lehren. Vielmehr wurde eine ge-
setzliche Substitutionsverpflichtungfirbiotechnologische Arzneimittelin parenteralen Zubereitungen
eingefuhrt. Damit werden auch fur diese hochkomplexen Arzneimittel in sensiblen Indikationen zukUnftig
(exklusive) Rabattvertragsausschreibungen der Krankenkassen moglich. Aktuell ist die Versorgung mit bio-
technologisch hergestellten Arzneimitteln und Biosimilars (noch) stabil. Die Entwicklung und Produktion fur
BiologikafindetnochzumgroRenTeilin Deutschland und Europastatt, Bayernspieltdabeieine zentrale Rolle.
Eine flachendeckende Substitution in Apotheken kénnte durch zunehmenden Kostendruck auch hier zu
einer ahnlichen Entwicklung wie bei den Generika fuhren. Zu beflrchten sind Standort- und Marktkonzen-
trationen mit erheblichen Risiken fur die Versorgungssicherheit. Dies gilt es zu verhindern.

Die MaRnahmen des ALBVVG gehen nicht weit genug. Sie erfassen nur einen Bruchteil der generischen
Arzneimittel und entfalten nur unzureichende Wirkung. ZukUnftige Versorgungsmangel werden sich damit
nicht verhindern lassen.

Auch dem BMG ist dies bewusst, denn bereits kurz nach Inkrafttreten des Gesetzes sah sich das BMG
veranlasst, auf Grundlage der sogenannten Dringlichkeitsliste fur Kinderarzneimittel flr die Wintersaison
2023/2024 weitere Abgabeerleichterungen fur Apotheken zu implementieren und Bevorratungen zu regle-
mentieren, um die Versorgung zu verbessern. Nachbesserungen gab es auch im Digitalgesetz mit der so-
genannten ,Solisten-Regelung” fur versorgungskritische Arzneimittel. Dies ist viel Stickwerk, aber keine in
sich geschlossene und konsistente sowie nachhaltige Versorgungsstrategie.
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Ziel

Der Bayerische Pharmagipfel fordert eine nachhaltige Strategie flir generische und biotechnologische Arznei-
mittel, die auch mittel- und langfristig Versorgungsengpassen begegnet und den Pharmastandort Deutsch-
land sichert. Folgende Maflinahmen sollen dies sicherstellen:

Maldnahmen

7 Modifizierung der Erstattungsgrundlagen

— Insbesondere fur generische Arzneimittel, die durch das Frihwarnsystem des BfArM als eng-
passgefahrdet detektiert oder bereits als versorgungskritisch identifiziert wurden, sind die Preis-
regulierungsmaldnahmen einer Prifung zu unterziehen. Dabei ist zu berlcksichtigen, dass diese
teils auch kumulativ wirken.

— Inflationsbedingte Kostensteigerungen konnen die Auskommlichkeit in der Produktion langfris-
tig gefahrden. Im Rahmen des Festbetrags- und Rabattvertragssystems sowie bei preisverhan-
delten Arzneimitteln ist die Weitergabe dieser Kostensteigerungen durch den Gesetzgeber vor-
zusehen.

7 Weiterentwicklung des Rabattvertragssystems

— FuUr eine stabile Versorgung ist es wichtig, dass in Rabattvertragen neben dem Preis auch weite-
re Vergabekriterien zu Liefersicherheit, Nachhaltigkeit und Standort hinzugezogen werden. Sol-
che Vorgaben fur die Diversifizierung von Lieferketten sind fur alle Rabattvertrage im Generika-
markt gesetzlich zu regeln.

— Die Bundesregierung wird aufgefordert, im Zuge der Vorbereitung eines ,,Critical Medicines
Act” konkrete Vorschlage fur die zielgerichtete Erweiterung der vergaberechtlichen Regulierun-
gen einzubringen.

— Exklusivvertrage sind zu verbieten. Ein Zuschlag in Rabattvertragen muss fur mindestens drei
Anbieter erfolgen, davon mindestens fur einen Bieter mit Produktionskette innerhalb der EU.

7 Verhinderung der Substitution bei biotechnologischen Arzneimitteln/Biosimilars

— Eine weitreichendere Substitution fur Biologika, die Uber den aktuell geltenden Beschluss des
G-BA zu biotechnologischen Arzneimitteln in parenteralen Zubereitungen zur unmittelbaren arzt-
lichen Anwendung hinausgeht, muss gesetzlich unterbunden werden.
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Zugang zu Orphan Drugs sicherstellen

Position

Die Versorgung von Menschen, die an einer seltenen Erkrankung leiden, ist in Deutschland bislang ver-
gleichsweise gut. Das liegt zum einen an der im Jahr 2000 eingeflhrten sogenannten Orphan-Drug-Verord-
nung der Europaischen Union (Verordnung 141/2000). Mit dieser Verordnung wurde ein Anreizsystem ge-
schaffen, um die Entwicklung von Therapien gegen seltene Erkrankungen zu fordern. Zum anderen legte der
deutsche Gesetzgeber im AMNOG-System fest, dass bei Orphan Drugs der medizinische Zusatznutzen bis
zu einer bestimmten Umsatzgrenze durch die européaische Zulassung als belegt gilt.

In den vergangenen Jahren belegte Deutschland dank dieser innovationsfreundlichen Politik einen Spitzen-
platz in Europa hinsichtlich der schnellen und umfassenden Verfligbarkeit von Arzneimitteln fur seltene Er-
krankungen und gewahrleistete damit eine qualitativ hochwertige Gesundheitsversorgung. Das ist extrem
wichtig fur die vier Millionen Menschen in Deutschland, die an einer seltenen Krankheit leiden. Denn es han-
delt sich hier grofRtenteils um Erkrankungen, die unbehandelt lebensbedrohend sind oder zu einer chroni-
schen Invaliditat fuhren wurden. Dennoch besteht weiterhin politischer Handlungsbedarf, denn flr 95 % der
bislang bekannten Uber 7.000 seltenen Erkrankungen gibt es bislang keine zugelassene Therapie. Der Bedarf
an zielgerichteten Therapien fur kleine Patientenpopulationen ist noch immer enorm.

Notwendige Weiterentwicklung des AMNOG

Die AMNOG-Bewertungsmethodik, die auf groRe Kohorten und breite Evidenzquellen ausgerichtet ist,
muss dringend weiterentwickelt werden. Die strikten Vorgaben des G-BA fur die Evidenzgenerierung stel-
len insbesondere bei Arzneimitteln gegen seltene Erkrankungen eine Hurde dar. Der G-BA verlangt rando-
misierte kontrollierte klinische Studien (RCT), die im Regelfall den Goldstandard darstellen. RCT sind aus fol-
genden praktischen und ethischen Grinden gerade bei seltenen Erkrankungen nicht immer angemessen
oder durchfuhrbar:

7 Die jeweiligen Patientenpopulationen sind sehr klein, was Studien mit groRen Probandenzahlen und meh-
reren Therapiearmen erschwert.

7 Erkrankungen sind oft schwerwiegend oder letzten Endes todlich und betreffen Uberproportional oft Kin-
der und Jugendliche. Dadurch sprechen oft ethische Grinde gegen eine Verblindung oder eine Rando-
misierung.

Besondere Therapie- und Evidenzsituationen mussen daher bei der Bewertung des Zusatznutzens von Arz-
neimitteln fur seltene Erkrankungen im AMNOG-System adaquat abgebildet werden. Orphan Drugs, fur die
Studien der hochsten Evidenzstufe oftmals unmaoglich oder ethisch nicht vertretbar sind, sollten daher nicht
nach den gleichen strikten Kriterien wie andere Arzneimittel bewertet werden. Im Bewertungsverfahren von
Orphan Drugs sollten die bestverflugbare Evidenz sowie angepasste Bewertungskriterien zur Quantifizierung
des Zusatznutzens berucksichtigt werden.
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Ohne diese Nachbesserungen besteht die Gefahr, dass Deutschland beim wissenschaftlichen Fortschritt in
der Arzneimittelentwicklung bei seltenen Erkrankungen zurlckfallt. Dies wurde eine Verschlechterung der
Versorgung betroffener Patientinnen und Patienten bedeuten.

Negative Auswirkungen des GKV-Finanzstabilisierungsgesetzes

Die Bundesregierung hat sich mit den kumulativ wirkenden MalBnahmen des GKV-Finanzstabilisierungs-
gesetzes (GKV-FinStG) von dem bisherigen Ansatz entfernt, die Besonderheiten von zugelassenen Orphan
Drugs im AMNOG adaquat zu bertcksichtigen. Die folgenden MaRnahmen im GKV-FinStG verringern die
Anreize flr Unternehmen, in die Entwicklung von Arzneimittel gegen seltene Erkrankungen zu investieren,
und drohen letztlich auch den Patientinnen und Patienten zu schaden, die dringend auf Therapien fur ihre Er-
krankung warten:

7 Absenkung der Umsatzschwelle fiir Orphan Drugs von 50 Mio. auf 30 Mio. Euro
Arzneimittel fur seltene Erkrankungen mussen zum Erhalt des Orphan-Drug-Status bereits im Rahmen
der europaischen Zulassung zeigen, dass entweder noch keine zufriedenstellende Methode fur die Dia-
gnose, Verhutung oder Behandlung des betreffenden seltenen Leidens zugelassen wurde oder — sofern
eine solche Methode besteht — sie einen signifikanten klinischen Nutzen gegenUber der Vergleichsthera-
pie haben. Im AMNOG-Verfahren gilt der Zusatznutzen eines Orphan Drugs bis zum Erreichen einer Um-
satzschwelle als belegt, der G-BA bewertet in diesen Fallen lediglich das AusmalR des Zusatznutzens.

Diese Umsatzschwelle wurde Ende 2022 von 50 Mio. Euro auf 30 Mio. Euro gesenkt, auch rlickwirkend.
Bei Uberschreiten dieser Schwelle miissen sich die entsprechenden Orphan Drugs einer regularen Nut-
zenbewertung unterziehen, wodurch dieselben Evidenzanforderungen an sie gelegt werden, wie an alle
anderen Arzneimittel.

Die Absenkung der Umsatzschwelle kann somit dazu fUhren, dass bereits in der Versorgung angekom-
mene Orphan Drugs nach Erreichen der Umsatzschwelle ihren Zusatznutzen aufgrund der strikten G-BA-
Bewertungsmethodik nicht belegen konnen.

Dabei wird ignoriert, dass in vielen Fallen gar keine zweckmalige Vergleichstherapie (zVT) existiert und
Orphan Drugs oft die erste wirksame Therapie fUr die Patientinnen und Patienten sind. Der Vergleich ist
in solchen Fallen dann die , best supportive care”, die bestmaogliche unterstitzende Pflege der Patientin-
nen und Patienten. Da jedoch unter den zugleich eingefihrten neuen ,, AMNOG-Leitplanken” ein Arznei-
mittel, dessen Zusatznutzen ,nicht quantifizierbar” ist, nicht mehr kosten darf als die ,best supportive
care”, fallt der Erstattungsbetrag unter ein nutzenadaquates Niveau. Diese Vorgaben flihren zu erhebli-
chen unternehmerischen Unsicherheiten und bestrafen Forschungsinvestitionen in Indikationen mit ho-
hem medizinischen Bedarf. Die urspriingliche und im Ubrigen erfolgreiche européische Idee der Forde-
rung von Therapien fur seltene Erkrankungen wird so konterkariert.

Die verscharften ,AMNOG-Leitplanken” wirken sich gerade bei solchen Orphan Drugs negativ aus,
far die aus o.g. Grinden formal kein Zusatznutzen nach Erreichen der Umsatzschwelle nachgewiesen
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werden kann. Unter den , Leitplanken” ist dann ein Erstattungsbetrag zu vereinbaren, der nicht zu héhe-
ren Jahrestherapiekosten flhren darf als die zVT, sofern diese patentgeschutzt ist oder Unterlagenschutz
besitzt.

7 Noch groRer sind die Auswirkungen, wenn zu diesen MalRnahmen auch noch der so genannte Kombi-
nationsabschlag hinzukommt. Bei Kombinationstherapien mit mehreren neuen Wirkstoffen ohne einen
mindestens betrachtlichen Zusatznutzen sieht das GKV-FinStG einen Abschlag in Hohe von 20 % vor.
Dadurch kénnen die Erstattungsbetrage neuer Kombinationstherapien mit Zusatznutzen unterhalb der
Kosten fur die urspringliche Monotherapie liegen. Dies kdnnte durch den Marktaustritt von Unterneh-
men dazu fUhren, dass die entsprechenden Therapien in Deutschland nicht mehr verfligbar waren.

Ziel

FUr Orphan Drugs und andere besondere Therapiesituationen, bei denen RCT unmaoglich oder unethisch
sind, muss ein zukunftsfester Rahmen fur die Nutzenbewertung und die anschlieRende Preisbildung ge-
schaffen werden. Ansonsten besteht die Gefahr, dass Deutschland die Vorreiterrolle in Europa bei der Ver-
sorgung von Patientinnen und Patienten mit innovativen Arzneimitteln verliert.

Maldnahmen

Bestmogliche Rahmenbedingungen fur die forschenden Arzneimittelhersteller im Bereich der selte-
nen Erkrankungen sind erforderlich, damit die Versorgung der Patientinnen und Patienten auch in Zu-
kunft auf dem hochsten medizinischen Niveau sichergestellt ist. Hierfir midssen folgende MalRnah-
men zeitnah umgesetzt werden:

7 EinfUhrung einer Sonderstellung im AMNOG zur adaquaten Bewertung von Arzneimitteln fur ,be-
sondere Therapiesituationen” wie Arzneimittel fUr seltene Erkrankungen. Dieser Spezialweg be-
darf einer Prufung, wann RCTs unmoglich oder unangemessen sind, einer Berlcksichtigung der
bestverflugbaren Evidenz sowie Anpassungen der Kriterien zur Quantifizierung des Zusatznutzens.

7 Ruackfuhrung der Orphan-Drug-Umsatzschwelle von 30 Mio. Euro auf 50 Mio. Euro und Berech-
nung der Umsatzschwelle auf Basis des Abgabepreises des pharmazeutischen Unternehmers.

7 Keine Anwendung der , Leitplanken” und Rabatte auf Kombinationstherapien bei Arzneimitteln fur
seltene Erkrankungen.

15



Pharmagipfel 2024

AMNOG zukunftssicher weiterentwickeln -
Fehlentwicklungen des GKV-FinStG korrigieren

Position

AMNOG als ,lernendes System” weiterentwickeln

Der Bayerische Pharmagipfel unterstutzt weiterhin die Ziele des Arzneimittelmarktneuordnungsgesetzes
(AMNOG):

7 Den Menschen sollen im Krankheitsfall die besten und wirksamsten Arzneimittel zur Verflgung stehen.
7 Preise und Verordnungen von Arzneimitteln sollen wirtschaftlich und kosteneffizient sein.

7 Es sollen verlassliche Rahmenbedingungen fur Innovationen, die Versorgung der Versicherten und die
Sicherung von Arbeitsplatzen geschaffen werden.

Um diese Ziele auch weiterhin erreichen zu konnen, sind geeignete Prozesse fur die Zusatznutzenbewertung
von innovativen Arzneimitteln und ein faires Verhandlungsverfahren fir den Erstattungsbetrag unabdingbar.
Das AMNOG muss sich im Hinblick auf Innovationen, z.B. im Bereich des therapeutisch-technischen Fort-
schritts, als lernendes System weiterentwickeln und erkannte Fehler korrigieren.

So verlangen neue medizinische Entwicklungen eine Flexibilisierung der Bewertungsmethodik im AMNOG
und Offenheit fur neue Erstattungsmodelle, z.B.:

2 die Prazisionsmedizin,

7 die Entwicklung und MarkteinfUhrung von Therapeutika auch fur seltene Erkrankungen (Orphan Drugs),
7 Advanced Therapeutical Medicinal Products (ATMPs),

7 die zunehmende Zahl von Langfrist-Uberlebenden bei Krebserkrankungen,

A

tumoragnostische Onkologika.

Im Rahmen dieser Entwicklungen nehmen besondere Therapiesituationen zu, in denen randomisierte kon-
trollierte Studien (RCT) sowie im AMNOG-Prozess bislang anerkannte Endpunkte nicht in allen Situationen
sinnvoll moglich oder ethisch vertretbar bzw. angemessen sind. Die Forschung setzt dann auf andere Stu-
dienkonzepte und auch die Zulassungsbehorden stellen sich seit Jahren dieser Entwicklung. Im Fokus steht
dabei eine situative, einzelfallgerechte Berlcksichtigung des jeweils adaquaten Studiendesigns.

Dies wird im AMNOG bisher nicht ausreichend berlcksichtigt, die notwendige Flexibilisierung ist beim
AMNOG nicht erkennbar. Vielmehr deutet die starke Zunahme negativer Bewertungen auf Verfahrensebene
darauf hin, dass der methodische Fortschritt im AMNOG nicht mit dem medizinisch pharmazeutischen Fort-
schritt mitzuhalten scheint (BPI, 2023).2

2 BPI AMNOG-Daten 2023, S. 36 / Abb. 7: https://www.bpi.de/index.php?elD=dumpFile&t=f&f=77050&token=dca8405c8f9ee4
c8fab686415f6f42bfe6d90c5e.



https://www.bpi.de/index.php?eID=dumpFile&t=f&f=77050&token=dca8405c8f9ee4c8fab686415f6f42bfe6d90c5e
https://www.bpi.de/index.php?eID=dumpFile&t=f&f=77050&token=dca8405c8f9ee4c8fab686415f6f42bfe6d90c5e
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Die Ziele des AMNOG sind durch zwei gegenlaufige Entwicklungen in eine gefahrliche Schieflage geraten:
Einerseits fehlt es an dringend notwendigen Weiterentwicklungen der AMNOG-Systematik fur die persona-
lisierte Medizin. Andererseits bewirkt die Einflhrung eines starren staatlichen Preisautomatismus, dass in
vielen Fallen kein Raum mehr flr eine dem Einzelfall gerechte Wurdigung der vorliegenden Evidenz bleibt.
Es zeichnet sich bereits fur die Zukunft ab, dass den Menschen in unserem Land nicht mehr die besten und
wirksamsten Arzneimittel zur Verflgung stehen konnten. Weil zuverlassige Rahmenbedingungen fur Inno-
vationen fehlen oder wegbrechen, konnten kinftig Investitionen ausbleiben, mit Folgen fur Wirtschaft und
Beschaftigung.

GKV-FinStG als Innovationsbremse

Statt die notwendige Flexibilisierung bzw. Weiterentwicklung des AMNQOG anzugehen oder Fehler zu kor-
rigieren, hat die Bundesregierung mit dem GKV-Finanzstabilisierungsgesetz (GKV-FinStG) das AMNOG-
System unflexibler gemacht.

7 Die mit dem GKV-FinStG neu eingefuhrten , Leitplanken” bei den Erstattungsbetragsverhandlungen
stellen einen erheblichen Eingriff in das dem AMNOG bislang zugrunde liegende Konzept der wertorien-
tierten Preisfindung dar: Auch wenn der G-BA einen ,,geringen” oder ,nicht quantifizierbaren” Zusatz-
nutzen feststellt, durfen diese Praparate, die selbst nach der G-BA-Bewertung eine Therapieverbesse-
rung darstellen, keine Innovationszuschlage zum Preis der unterlegenen Therapie erzielen, wenn es sich
bei dieser um eine patentgeschltzte zweckmalige Vergleichstherapie handelt. Mindestens gleichgute
Therapien, deren Zusatznutzen gemafl G-BA nicht belegt werden kann, missen sogar einen mindestens
zehnprozentigen Abschlag hinnehmen, obwohl fur viele dieser ,Falle ohne Zusatznutzen” die erforder-
lichen Nachweise lediglich aufgrund der restriktiven Vorgaben von G-BA und IQWIQ (noch) nicht er-
bracht werden konnen und/oder an der unzureichenden Definition der klinisch-relevanten Endpunkte im
AMNOG scheitern. Dies kann zu weiteren Marktrickztgen, Nicht-EinfUhrungen oder verspateten Markt-
eintritten fuhren. Anreize fur die Erforschung von Schrittinnovationen, aber auch von Durchbruchsinno-
vationen, werden reduziert. Das ist insofern problematisch, weil oft viele kleine Schrittinnovationen in
Summe zu groRen medizinischen Fortschritten fuhren. Teilweise |6sen weitere Schrittinnovationen die
ersten Durchbruchsinnovationen als Therapiestandard ab, weil sie noch wirksamer oder nebenwirkungs-
armer sind.

Der Bund hat die mit den Leitplanken einhergehende Fehlsteuerung und die damit verbundenen Versor-
gungsrisiken nun scheinbar selbst erkannt und im Medizinforschungsgesetz (MFG) Ausnahmen von den
Leitplanken zumindest fur Arzneimittel geschaffen, deren klinische Prifungen zu einem relevanten Anteil
in Deutschland durchgefuhrt wurden. Auch wenn die Intention im Sinne der Forschungsforderung begru-
Renswert ist: Diese Ausnahmeregelung fuhrt die durch die Leitplanken verursachte Abkehr von der rein
nutzenorientierten Preisfindung faktisch weiter fort. Es entscheidet weiterhin nicht mehr — wie vor Ein-
fihrung der Leitplanken — allein der Nutzen des Arzneimittels Uber den Preis, sondern es werden eben
auch systemwidrig wirtschafts- und versorgungspolitische Aspekte miteinbezogen.

7 Derim GKV-FinStG eingeflihrte Kombinationsrabatt von 20 % ist immer noch nicht umgesetzt. Der GKV-
Spitzenverband und die pharmazeutische Industrie konnten sich nicht auf entsprechende Regelungen
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einigen. Das BMG hat aufgrund der gescheiterten Einvernehmensherstellung inzwischen einen Entwurf
fir einen Festsetzungsbescheid vorgelegt, um das Nahere zur Umsetzung verbindlich zu regeln. Doch
darin werden rechtliche Fiktionen zur Definition von Kombinationstherapien herangezogen, die den rea-
len Kombinationseinsatz nicht zutreffend widerspiegeln. Die rechtssichere Umsetzung des Kombinati-
onsrabattes bereitet grofse Schwierigkeiten, was nicht zuletzt an der unzureichenden Datenlage und dem
hohen burokratischen Aufwand liegt. Zudem handelt es sich um eine Doppelregulierung, denn bereits
heute werden Kombinationstherapien in den Erstattungsbetragsverhandlungen berucksichtigt.

7 Die im GKV-FinStG eingefuhrten MalRnahmen kdnnen sich in bestimmten Konstellationen kumulieren
und dadurch so hohe Preisreduktionen bewirken, dass sie einen Vertrieb in Deutschland betriebswirt-
schaftlich unrentabel machen und damit die Patientenversorgung gefahrden.

Erste Anzeichen deuten bereits auf eine abnehmende Verfugbarkeit von innovativen Arzneimitteln in
Deutschland hin. Auf Basis einer Befragung der Mitglieder hat der vfa ermittelt, dass im Jahr 2024 voraus-
sichtlich 14 Arzneimittel und Zulassungen aufgrund des GKV-FinStG fur Patientinnen und Patienten nur ver-
zogert oder gar nicht zur Verfligung stehen werden (vfa, 2024). Eine weitere Analyse des vfa auf Basis realer
Daten zeigt, dass die Verflgbarkeitsquote im Zeitraum von Juli 2022 bis Ende 2023 in Deutschland um gut
10 Prozentpunkte niedriger lag als in der Zeit von Juli 2020 bis Ende 2021 (vfa, 2024).

Die MaRRnahmen des GKV-FinStG schaden dem Pharmastandort Deutschland und konterkarieren das Ziel,
die pharmazeutische Industrie als Schltsselindustrie der Zukunft zu starken. Die forschende Pharma- und
Biotechindustrie bendtigt fur Investitionen Planbarkeit und Verlasslichkeit, insbesondere auch bei den Er-
stattungs- und Marktzugangsbedingungen. Die MaRnahmen im GKV-FinStG erhohen jedoch die Unsicher-
heit. Das zeigt sich auch in den Unternehmenserwartungen, in denen viele Unternehmen ihre langfristigen
Plane fur Investitionen und den Ausbau der Beschaftigung angepasst haben.3

Notwendige Anpassung des AMNOG-Verfahrens an die europdische Nutzenbewertung

Die europdische Nutzenbewertung (EU-HTA) wird bereits ab dem 12. Januar 2025 verbindlich fur die ers-
ten Produkte starten, darunter fur ATMPs und onkologische Arzneimittel. Dadurch soll der Zugang zu inno-
vativen Therapien in Europa verbessert, der Bearbeitungsaufwand fur Unternehmen und nationale HTA-
Behorden verringert und die Qualitat der klinischen Bewertung EU-weit gestarkt werden. Die effiziente
Zusammenarbeit auf europaischer Ebene soll Europa auch als erfolgreichen Biotechnologie-Standort star-
ken und erhalten. Zur Erreichung dieser Ziele ist eine Implementierung in den AMNOG-Prozess notwendig.

7 Patientinnen und Patienten in Deutschland haben europaweit derzeit den schnellsten Zugang zu innova-
tiven Arzneimitteln. Neuartige Therapien sind hierzulande bereits kurz nach EU-Zulassung verflgbar, oft
innerhalb weniger Tage. Mit Inverkehrbringen beginnt automatisch auch die Nutzenbewertung. Weil der
fur die Nutzenbewertung zu berlcksichtigende EU-HTA-Bericht allerdings kinftig erst mehrere Wochen

3 Prognos-Studie: ,, Auswirkungen des GKV-FinStG auf die Unternehmen der pharmazeutischen Industrie”, S. 14 ff.
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nach Zulassung verfugbar sein wird, kann das AMNOG-Verfahren nur mit deutlicher Verzdogerung star-
ten. Um sicherzustellen, dass der EU-HTA-Bericht adaquat im AMNOG-Verfahren bertcksichtigt werden
kann, sollte der Verfahrensstart flr die Nutzenbewertung von Arzneimitteln angepasst werden.

7 Das EU-HTA-Verfahren zielt unter anderem darauf ab, die klinische Bewertung in den verschiedenen
EU-Staaten starker zu harmonisieren. Es erfordert die Darstellung der Evidenz auf Basis von sog. ,pa-
tientenzentrierten Endpunkten”. Ein Beispiel dafur ist das progressionsfreie Uberleben (PFS) in der On-
kologie. Die Bewertung des Progresses erfolgt Ublicherweise durch den Einsatz von bildgebenden (radio-
logischen) Verfahren und ist daher nicht immer direkt vom Patienten selbst wahrnehmbar. Aus diesem
Grund wird dieser Endpunkt im deutschen AMNOG nicht akzeptiert. Das Fortschreiten der Erkrankung
fahrt in nahezu allen Fallen zu einer Verschlechterung der Symptome und der Lebensqualitat der Patien-
tinnen und Patienten und hat zudem Einfluss auf die Therapieentscheidung. Die Konsequenzen eines Pro-
gresses treffen die Patientinnen und Patienten also unmittelbar — sie sind folglich patientenzentriert. So
wird eine Verlangerung des progressionsfreien Uberlebens von der EMA per se als Nutzen fiir die Pati-
entinnen und Patienten angesehen. Die aktuelle Praxis sorgt in Deutschland fur erhebliche Probleme in
der Zusatznutzenbewertung von Onkologika ausgerechnet in den frihen Erkrankungsstadien, in denen
grundsatzlich eine kurative Intention besteht. Eine unterschiedliche Handhabung dieser Endpunkte in ver-
schiedenen Landern bedeutet nicht nur mehr Aufwand fir die HTA-Behdrden sowie die Pharma- und Bio-
techunternehmen, sondern steht auch im Widerspruch zum Ziel des EU-HTA, die klinische Bewertung
effizienter zu machen.

Ziel

Eine Weiterentwicklung des AMNOG ist dringend geboten. Es muss so umgestaltet werden, dass die ur-
springlichen Gesetzesziele wieder erreicht werden, Fehler korrigiert werden und die Bewertungs- und
Preisfindungssystematik mit dem therapeutischen Bedarf Schritt halten.
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Malnahmen

Die folgenden MaRnahmen sind kurz- oder mittelfristig umzusetzen:

A

Sofortige Rucknahme der mit dem GKV-FinStG eingeflihrten , Leitplanken” flr die Verhandlung
des Erstattungsbetrags. Das AMNOG braucht mehr Flexibilitat, um den Herausforderungen des
medizinisch-technischen Fortschritts gerecht werden zu konnen.

Ersatzlose Streichung des Kombinationsrabatts. Er stellt eine unnotige Doppelregulierung dar, die
sich zudem nicht rechtssicher umsetzen lasst. Dies ware auch ein Beitrag zum Burokratieabbau.

Flexibilisierung des AMNOG gerade in Therapiesituationen, in denen bislang keine ausreichende
Behandlungsmaoglichkeit existiert. Hier ist jede neue therapeutische Option von hoher Bedeutung
fur die Patientenversorgung.

Die Bundesregierung ist aufgefordert, mit der forschenden pharmazeutischen Industrie unter Ein-
beziehung des G-BA und des IQWiG in einen strukturierten Dialog einzutreten, um faire Prozesse
fur die Bewertung und Preisgestaltung bei innovativen Arzneimitteln in besonderen Therapiesitua-
tionen zu entwickeln. Hierbei ist eine Berlcksichtigung von alternativen Studiendesigns und End-
punkten notwendig.

Prifung, inwieweit akzeptierte krankheitsbezogene Endpunkte kinftig nicht auf ,patientenrele-
vante” Endpunkte, sondern auf , patientenzentrierte” Endpunkte (wie in der europaischen HTA-
Bewertung) ausgeweitet werden sollten, um eine angemessene Berlcksichtigung vorhandener
klinischer Evidenz, wie etwa dem progressionsfreien und rezidivfreien Uberleben, zu ermdglichen.

Anpassung der Regelungen im SGB V sowie in der Arzneimittel-Nutzenbewertungsverordnung
(AM-NutzenV) zum Beginn des AMNOG-Verfahrens. Dieses sollte erst mit Veroffentlichung des
EU-HTA-Berichts beginnen, um dessen Berlcksichtigung zu ermdglichen. Da der verhandelte Er-
stattungspreis unverandert rickwirkend ab dem 7. Monat nach Inverkehrbringen gilt, ergébe sich
hieraus kein Nachteil.

Erweiterung der im Rahmen der AMNOG-Preisverhandlungen zu berlcksichtigenden Parameter.
Hier sollte die Minderung von Ausgaben in Leistungsbereichen aufderhalb des Gesundheitswesens
(z.B. Erhalt der Erwerbsfahigkeit, Verhinderung von Pflegebedurftigkeit) mitbetrachtet werden, um
den Mehrwert der bewerteten Therapie umfanglich zu bewerten.

Etablierung einer regelmafigen unabhangigen Evaluierung von gesetzgeberischen MalRnahmen im
Erstattungsbereich, die Auswirkungen auf die Patientenversorgung haben kénnen, um negativen
Versorgungseffekten frihzeitig entgegenzuwirken.

Einflhrung einer , Paragrafenbremse” im Arzneimittelmarkt wie in der europaischen HTA-Bewer-
tung. Bei geplanten Neuregelungen im Arzneimittelmarkt sind Vorschlage zu unterbreiten, die be-
stehende Regulierungen abschaffen oder ablésen. Uber die Jahre haben sich die Regulierungen im
deutschen Arzneimittelmarkt zu einem hochburokratischen und extrem komplexen System entwi-
ckelt, das kaum noch handhabbar ist.
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Klinische Forschung stiarken

Position

Die Erprobung innovativer Arzneimittel in klinischen Prafungen leistet einen wichtigen Beitrag fur eine gute
Gesundheitsversorgung und erfolgreiche Forschung in Bayern. Sie starkt den Forschungsstandort Deutsch-
land, unterstltzt Arztinnen und Arzte dabei, Erfahrungen im Umgang mit neuen Therapien und Therapiefor-
men zu sammeln, und kann vielen Patientinnen und Patienten frihzeitig Zugang zu innovativen Therapien
bieten.

Klinische Forschung ist vor allem an solchen Standorten erfolgreich, wo Fachpersonal, Infrastruktur und die
Qualitat der Durchfihrung auf hohem Niveau liegen und eine ausreichend grofde Zahl an Patientinnen und
Patienten auch praktisch erreichbar ist. Das Kostenniveau sollte international vergleichbar sein.

Blrokratie und zeitliche Verzogerungen in der klinischen Forschung haben dazu gefuhrt, dass Deutschland
bei der Zahl der durchgefuhrten klinischen Studien im weltweiten Vergleich in den letzten Jahren von Platz 2
auf Platz 7 (u.a. hinter Spanien und Frankreich) zurlckgefallen ist. Die Vertragsverhandlungen dauern in
Deutschland etwa doppelt so lange wie in Frankreich, Italien, Benelux oder UK. Die Studienaktivitat bleibt
in Deutschland daher mit 1.500 Studienteilnehmern pro eine Million Einwohner weit hinter Landern wie
Déanemark (30.000 Teilnehmer pro 1 Mio. Einwohner), Grof3britannien (20.000) und Spanien (5.000) zurlck.

Bayern ist Impulsgeber, um diese Entwicklung umzukehren. Das Positionspapier zur Klinischen Forschung
im Rahmen des Bayerischen Pharmagipfels 2023 hat fur die am 13. Dezember 2023 verabschiedete Phar-
mastrategie der Bundesregierung wichtige AnstoRe geliefert.

Bayern soll mit der ,,Highmed Agenda Bayern” zu einem Spitzenstandort fur medizinische Versorgung
und translationale Forschung werden. Die Voraussetzungen fur klinische Forschung sind im Freistaat sehr
gut. Die in Grundung befindliche ,Munich Medicine Alliance" ist ein wichtiges Vorhaben. Die Bayerische
Staatsregierung will damit die eigenen translationalen Strukturen weiter ausbauen, aus klinischen Beobach-
tungen neue Forschungsideen entwickeln und biomedizinische Erkenntnisse in neue Ansatze zur personali-
sierten Vorhersage, Pravention, Diagnostik und Therapie Ubertragen.

Es ist zu begriRen, dass mit dem Medizinforschungsgesetz (MFG), das am 4. Juli 2024 im Bundestag be-
schlossen wurde, die Voraussetzungen fur die klinische Forschung in Deutschland verbessert werden sol-
len. Erfreulicherweise wurden hier auch Forderungen der bayerischen Arbeitsgruppe Klinische Forschung
aufgegriffen. Kritisch zu sehen ist allerdings z.B. die vorgesehene Einrichtung einer beim BfArM angesiedel-
ten zentralen ,, Spezialisierten Ethik-Kommission fiir besondere Verfahren”. Hierbei droht die Gefahr von
Doppelstrukturen und uneinheitlichen Kriterien, was wiederum zu Birokratieaufbau anstelle von Burokratie-
abbau fUhren konnte.

Gleichwohl reichen die MalRnahmen nicht aus, um die Attraktivitat des Standorts Deutschland fur die Phar-
maindustrie nachhaltig zu erhohen. So ware zusatzlich zu verbindlichen Mustervertragsklauseln die Einflh-
rung eines Musterkostenkatalogs als Basis flur Budgetverhandlungen und entsprechender digitaler Tools
wunschenswert, um damit Vertragsabschlisse weiter zu beschleunigen und Unternehmen wie Kliniker glei-
chermalfien von Uberbordendem burokratischem Aufwand zu entlasten. Hier besteht noch Nachbesserungs-
bedarf fur den Bundesgesetzgeber.
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Ziel

Im Einklang mit der ,Highmed Agenda Bayern” setzt sich der Bayerische Pharmagipfel fur Bayern und
Deutschland als Spitzenstandort fur klinische Forschung ein. Daflr braucht es zunachst bessere Rahmenbe-
dingungen in Deutschland: Das geplante MFG ist nicht ausreichend, um die nach wie vor bestehenden gro-
Ren Hurden fur klinische Forschung in Deutschland abzubauen.

Maldnahmen

Folgende Uber das MFG hinausgehende MalRnahmen sind erforderlich, um die Rahmenbedingungen
far klinische Forschung in Bayern und Deutschland weiter zu verbessern:

71 Intensive Forderung dezentraler Studien
Dazu gehdren z.B. eine verstarkte Digitalisierung, insbesondere durch Etablierung von Telemonito-
ring und durch die digitale Anbindung niedergelassener Praxen und Krankenhauser, sowie die wei-
ter verbesserte Information potenzieller Studienteilnehmer. Arztinnen und Arzten, die aus eigener
Initiative als Prufer einer oder mehrerer klinischer Prifungen tatig werden mochten, sollten auch
aktiv auf Sponsoren zugehen konnen. Hier sind auf Bundesebene die notwendigen Rahmenbedin-
gungen zu setzen.

7 Effizientere Patientenrekrutierung

Wir brauchen eine hohere Bereitschaft zur Teilnahme an klinischen Prifungen. Dazu bedarf es
verstarkter Aufklarung Uber die Bedeutung einer Studienteilnahme fur die Gesundheit der Gesell-
schaft und des Einzelnen z.B. Uber Aufklarungskampagnen mit Einbindung der Patientenorgani-
sationen. Vorgeschlagen wird die Initiierung solcher Kampagnen durch die Bundeszentrale fur ge-
sundheitliche Aufklarung (oder die geplante Nachfolgeeinrichtung , Bundesinstitut fur Pravention
und Aufklarung in der Medizin”), die dafur entsprechend personell, strukturell und finanziell auszu-
richten ist.

Notwendig ist zudem die Schaffung einer bundeseinheitlichen Studiendatenbank. Eine solche Da-
tenbank ware eine wichtige Informationsquelle fur potenzielle Studienteilnehmende, weil damit
geeignete Patientinnen und Patienten auch aufderhalb von Studienzentren und Universitatskliniken
identifiziert werden kénnen. Zudem kdnnten sich dann medizinische Einrichtungen mit einem ho-
hen Rekrutierungspotenzial aktiv an Sponsoren wenden, um an geeigneten klinischen Prifungen
als Prufer teilzunehmen. Dadurch konnten Prifstellen identifiziert werden, die den Sponsoren bis
dahin unbekannt waren.

71 Etablierung eines gemeinsamen Dialogs aller beteiligen Stakeholder auf Bundesebene zur Star-
kung der klinischen Forschung in Deutschland nach dem Vorbild des Bayerischen Pharmagipfels,
insbesondere zur Umsetzung der im Medizinforschungsgesetz vorgesehenen Mafinahmen und
zur ldentifizierung weiterer Handlungsbedarfe.
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Chancen und Potenziale von
Gesundheitsdaten stiarker nutzen

Position

Gesundheitsdaten sind ein Schlusselfaktor fur Innovation und Fortschritt in der medizinischen Forschung,
Diagnostik, Therapie und Behandlung. Um die Potenziale von Gesundheitsdaten fir Forschung und Versor-
gung zu nutzen, sind jedoch einige Voraussetzungen zu erfullen. Dazu gehort die Nutzung bundesweit ein-
heitlicher, international anerkannter und erprobter Standards, semantische und technische Interoperabilitat
sowie eine strukturierte Datenerfassung.

Der Bayerische Pharmagipfel begrifRt die Schaffung eines gesetzlichen Rahmens fir das Sammeln, Teilen
und Nutzen von Gesundheitsdaten durch den European Health Data Space (EHDS) und das deutsche Ge-
sundheitsdatennutzungsgesetz (GDNG). Nunmehr liegt der Fokus auf der erfolgreichen Implementierung.

Ein entscheidender Baustein dafur ist der aktuell laufende Aufbau eines schlagkraftigen Forschungsdaten-
zentrums Gesundheit beim BfArM, um allen Akteuren im Gesundheitswesen mit einem legitimen Nutzungs-
zweck gleichberechtigte Datenzugange und Nutzungsrechte zu gewahren. Der Bayerische Pharmagipfel for-
dert daflr eine adaquate personelle Ausstattung. Zudem mussen Antrags- und Entscheidungsstrukturen
schlank gehalten werden, damit zuklnftige Forschungsantrage zeitnah bearbeitet werden und angeforderte
Daten rasch und in adaquater Form zur Verfligung gestellt werden.

Deutschland ist mit den aktuellen Fortschritten und Ansatzen zur Nutzung von Gesundheitsdaten auf dem
richtigen Weg. Dennoch sind weitere MalRnahmen erforderlich, um eine fuhrende Rolle in der datenbasier-
ten Forschung und Entwicklung zu erreichen. Dazu gehdren u.a. die Verbesserung der Telematikinfrastruk-
tur als ein leistungsfahiges Instrument fur den Datenaustausch und die Beschleunigung des Aufbaus einer
nachhaltigen Registerlandschaft. Der Bayerische Pharmagipfel begrift daher den nun vorliegenden Entwurf
fur ein Gesetz zur Schaffung einer Digitalagentur fliir Gesundheit (Gesundheits-Digitalagentur-Gesetz
— GDAG), dessen erklartes Ziel die Starkung der Handlungsfahigkeit der Gesellschaft fir Telematik (gema-
tik) ist.

Das Gesundheitsdatennutzungsgesetz sollte als Startschuss fur eine langfristige ,, Zeitenwende” in der Ge-
sundheitsdatenpolitik verstanden werden, um die vorhandenen Chancen zu nutzen und von anderen euro-
paischen Landern weiter zu lernen z.B. flachendeckende Digitalisierung, unkomplizierte Beantragungswege
und pragmatische burokratische Vorgaben nach den Vorbildern Finnland und dem Vereinigten Konigreich bei
der Nutzung von Gesundheitsdaten.
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Ziel

Mit der fortschreitenden Digitalisierung wird die Nutzung von Gesundheitsdaten ein Schlisselelement far
einen robusten Pharmastandort Deutschland. Um in der Zukunft konkurrenzfahig zu bleiben, bedarf es der
Schaffung eines madglichst harmonisierten und vollstandigen Datenpools auch mit Versorgungsdaten. Dies
ist zur Unterstltzung innovativer Forschung und damit fir bessere Ergebnisse bei der Behandlung von
schwer kranken Patientinnen und Patienten notwendig — es geht darum, Daten zu nutzen, um Menschen zu

schutzen.

A

Maldnahmen

Zukunftsmedizin braucht Gesundheitsdaten — um die Potenziale von Gesundheitsdaten flr die phar-
mazeutische Industrie und damit fur eine bedarfsgerechte Patientenversorgung nutzbar zu machen,
halt der Bayerische Pharmagipfel folgende Mal3nahmen flr erforderlich:

Zeitnahe Verabschiedung eines Gesetzes fir medizinische Register, um den Aufbau einer nach-
haltigen medizinischen Registerlandschaft zu unterstitzen und damit eine vernetzte Datennutzung
aus unterschiedlichen Quellen zu ermoglichen.

Zielorientierte Umsetzung des Gesundheitsdatennutzungsgesetzes mit einer zukunftsorientier-
ten datenschutzrechtlichen Weiterentwicklung. Personlicher Datenschutz und innovative Gesund-
heitsforschung mussen dabei stets gemeinsam gedacht werden, weil die personliche Gesundheit
von modernen technischen Losungen abhangig ist.

Unterstltzung des Aufbaus einer technisch interoperablen Forschungsdateninfrastruktur, um die
grundsatzliche Verflgbarkeit von Daten und eine hochwertige Datenqualitat und damit eine ziel-
fuhrende Nutzung zu ermaoglichen.

Entwicklung geeigneter Malinahmen zum Schutz des geistigen Eigentums der aus den Daten ge-
nerierten Forschungsergebnisse, um eine nachhaltige Gesundheitsforschung zu gewahrleisten.

Rascher Umbau der gematik in eine Digitalagentur Gesundheit, um deren Handlungsfahigkeit zu
starken und die digitale Vernetzung im deutschen Gesundheitswesen voranzutreiben.
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