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7.000 rare diseases

95% untreated

400,000 patients in Austria

30 million in Europe
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Orphan (Rare) Diseases
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Bringing Innovation To Patients
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Clinical Development Success Rates

Quelle: Clinical Development Success Rates 2006-2015 - BIO, Biomedtracker, Amplion 2016

https://www.bio.org/sites/default/files/legacy/bioorg/docs/Clinical%20Development%20Success%20Rates%202006-2015%20-%20BIO,%20Biomedtracker,%20Amplion%202016.pdf
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Erfolgswahrscheinlichkeiten

Rare Diseases: 1 von 80 in Onco (1,2 %)

Quelle: Estimation of clinical trial success rates and related parameters - CHI HEEM WONG, KIEN WEI SIAH, (MIT) 2018

https://academic.oup.com/biostatistics/article/20/2/273/4817524
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OMP Regulation ist ein großer Erfolg: 

Forschungs- und Entwicklungsschub seit 2000
Zulassung von 142 Arzneimittel mit Orphan-Status in 107 Indikationen für 6,3 Mio Patienten 

55 Arzneimittel für seltene Erkrankungen speziell bei Kindern 

Forschung und Zulassungen in fast allen wichtigen Therapiegebieten

77% der zugelassenen Orphan Drugs besitzen einen neuen Wirkstoff 

F&E auch im Bereich der sehr seltenen Erkrankungen: 1/3 der Orphan-Designationen für 

Erkrankungen mit einer Prävalenz von <0,5 Patienten in 10.000 Personen

Zu insgesamt 698 unterschiedlichen seltenen Erkrankungen wird in 1.956 Projekten mit Orphan-Status 

geforscht 

Die intensivierte Forschung ermöglicht Patienten im Rahmen von klinischen Studien einen frühen 

Zugang zu neuen Therapien

Bei onkologischen Arzneimitteln konnte eine Markteinführung um durchschnittlich 9 Monaten 

beschleunigt werden (Wilking et al. 2019. 2. Vintura. 2020. 3. EFPIA. 2020)

Betrachtet man die durchschnittlichen Entwicklungszeiten, so ist der Nutzen von 63 % der 2000-2019 

designierten Arzneimitteln ODs noch nicht zum Tragen gekommen

Quelle, falls nicht anders angegeben: Study to support the evaluation of the EU Orphan Regulation (Technopolis Report) July 2019

https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos: 

D i e  

Ö f f e n t l i c h k e i t  

f i n a n z i e r t  

u n d  

P h a r m a -

U n t e r n e h m e n  

m a c h e n  d e n  

P r o f i t

Fakt:

D i e  Ö f f e n t l i c h k e i t  

f i n a n z i e r t  h a u p t s ä c h l i c h  

G r u n d l a g e n f o r s c h u n g .  

K l i n i s c h e  F o r s c h u n g  u n d  

P h a r m a z e u t i s c h e  

E n t w i c k l u n g  i s t  u n g l e i c h  

r i s i k o r e i c h e r  u n d  

t e u r e r  u n d  w i r d  w e n i g  

g e f ö r d e r t .

Mythos vs. Fakt I 
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Kooperation zwischen Academia und 

Industrie ist essentiell

• Grundlagenforschung ist essenziell für jeglichen 

medizinischen Fortschritt; auch für die Entwicklung von 

Medikamenten.

Aber sie ist nicht die Arzneimittelentwicklung

• Die Pharmaindustrie  übersetzt die Erkenntnisse der 

Grundlagenforschung in sichere und wirksame Therapien für 

Patient*innen

• Patient*innen erhalten die Prüf- und die 

Vergleichsmedikation kostenfrei (und das oft bis lange nach 

dem Abschluss der Studie)

Quelle: www.pharma-fakten.de , Arzneimittelentwicklung: Ohne Industrie geht es nicht

http://www.pharma-fakten.de/
https://www.pharma-fakten.de/grafiken/detail/1106-arzneimittelentwicklung-ohne-industrie-geht-es-nicht/#&gid=lightbox-group-803&pid=0
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Mythos: 

W e n i g e r  

P a t i e n t * i n n e n

W e n i g e r  

A u f w a n d

W e n i g e r  

K o s t e n

Fakt:

G e r i n g e r e  A n z a h l  a n  

P a t i e n t * i n n e n

• B e g r e n z t e s  W i s s e n  ü b e r  d i e  

K r a n k h e i t

• S c h w i e r i g e r  z u  d i a g n o s t i z i e r e n

• K o m p l e x e r e s  S t u d i e n d e s i g n

• H o h e r  S t u d i e n a u f w a n d  ( F i n d e n  

d e r  P a t i e n t * i n n e n )

• S t a t i s t i s c h e  S i g n i f i k a n z

• H ö h e r e s  R i s i k o  f ü r  F e h l s c h l ä g e

• I n v e s t i t i o n e n  m ü s s e n  ü b e r  

w e n i g e  P a t i e n t * i n n e n  

e r w i r t s c h a f t e t  w e r d e n .  

Mythos vs. Fakt II 
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Die F&E Aktivität ist in den USA 

kontinuierlich deutlich höher als in der EU.

Quelle: Study to support the evaluation of the EU Orphan Regulation (Technopolis Report) July 2019 (Grafik 9); EvaluatePharma Orphan Drugs Report 2018

https://ec.europa.eu/health/sites/default/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos: 

F ü r  O r p h a n

D r u g s  g e l t e n  

e i g e n e ,  l a x e r e  

R e g e l n .  

Fakt:
F ü r  O r p h a n D r u g s  g e l t e n  d i e  

g l e i c h e n  s t r e n g e n  R e g e l .

N u r :

• T e i l w e i s e  g e r i n g e r e  F e e s

• P r o t o c o l  A s s i s t a n c e ,  

S c i e n t i f i c  A d v i c e

• M a r k t e x k l u s i v i t ä t

A b e r  a u c h :

• P o s t  A u t h o r i s a t i o n S t u d i e s  

( P A S S  – p o s t - a u t h o r i s a t i o n

s a f e t y s t u d i e s u n d / o d e r  P A E S  

- p o s t - a u t h o r i s a t i o n e f f i c a c y

s t u d i e s )  s o w i e  d a s  

• F ü h r e n  v o n  R e g i s t e r n  

Mythos vs. Fakt III
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Nur wenige erreichen Orphan Status!

Quelle: Study to support the evaluation of the EU Orphan Regulation (Technopolis Report) July 2019 (Grafik 8); EMA data, 2018

https://ec.europa.eu/health/sites/default/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos: 

O r p h a n D r u g s  

s i n d  

e r h e b l i c h e  

K o s t e n t r e i b e r

Fakt:

D i e  K o s t e n  f ü r  A r z n e i m i t t e l  

s i n d  i n  Ö s t e r r e i c h  s e i t  

J a h r e n  s t a b i l .

Mythos vs. Fakt IV
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Anteil der Arzneimittelausgaben

Facts and Figures zum österreichischen Gesundheitswesen 2021

Der Anteil der Arzneimittelausgaben an den Gesundheitsausgaben (=Pharmaquote) liegt 

seit 10 Jahren konstant zwischen 12 und 13%.

Anteil der Arzneimittelausgaben im KV- und Spitalsbereich

Der niedergelassene Bereich und die 

Krankenanstalten unterliegen in Österreich 

unterschiedlichen Finanzierungssystemen. Ziel 

muss aber eine systemische, gesamtheitliche 

Betrachtungsweise sein, um eine optimale 

Betreuung der Patient*innen zu gewährleisten.

Im niedergelassenen Bereich stiegen die 

Ausgaben der KVT für Arzneimittel in 2019 lediglich 

um 2,4% und sind damit der Ausgabenposten mit 

der geringsten Steigerungsrate. Sie bleiben auch 

deutlich unter der Steigerung der 

Beitragseinnahmen.

Im Krankenhausbereich spielen die 

Arzneimittelkosten mit einem Anteil von 6% eine nur 

untergeordnete Rolle an den Gesamtkosten. 
Quelle: Institut für pharmaökonomische Forschung (IPF), IQVIA, Statistik Austria, DV, BMASGK

AM-Anteil Brutto: inkl. Rezeptgebühr und 10% UST

AM-Anteil Netto: ohne Rezeptgebühr und UST
Keine Berücksichtigung von Rückzahlungen und Preismodellen
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Anteil der Orphan Drug Ausgaben der 

gesetzlichen Krankenkassen in Deutschland 2017

Quelle: vfa. Die forschenden Pharma-Unternehmen Deutschland 

PHARMIG Factsheet Innovative Therapien von seltenen Erkrankungen bringen einen hohen Mehrwert

file:///C:/Users/CHRIST~1.HOL/AppData/Local/Temp/pharmig_factsheet_innovative-therapien-von-se-bringen-einen-hohen-mehrwert_mai-2019.pdf
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50% der OD in der EU haben eine Jahresumsatz 

kleiner 10 Mio €

Quelle: Study to support the evaluation of the EU Orphan Regulation (Technopolis Report) July 2019 (Grafik 30); IQVIA-data. 

Note: within the total group of identified orphan medicines, sales data were available for 105 orphan medicines

https://ec.europa.eu/health/sites/default/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos: 

P a t e n t s c h u t z  

f ü r  P h a r m a i s t  

u n f a i r  u n d  

d i e n t  n u r  d e m  

P r o f i t .  

Fakt:

H o h e s  R i s i k o ,  h o h e  

E n t w i c k l u n g s k o s t e n .

P a t e n t s c h u t z  s i c h e r t  

w e i t e r e s  F o r s c h u n g s -

I n v e s t m e n t .

Mythos vs. Fakt V
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Quelle: EY: Top 500 F&E: Wer investiert am meisten in Innovationen?

Pharma als Innovationsmotor

https://www.google.com/url?sa=t&rct=j&q=&esrc=s&source=web&cd=&ved=2ahUKEwi2koG205D0AhU4RPEDHSxMAwUQFnoECAIQAQ&url=https%3A%2F%2Fassets.ey.com%2Fcontent%2Fdam%2Fey-sites%2Fey-com%2Fde_at%2Fnews%2F2019%2F07%2Fey-top-500-fe-unternehmen-der-welt-2019.pdf%3Fdownload&usg=AOvVaw0GZ_kGBgo6z3DeS7KObW-K
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Forschungs-

förderung
Regulatorisch Erstattung

Fazit: Wo müssen wir ansetzen?

• Offenes Mindset für Seltene 

Krankheiten

• Regulatorisches Umfeld verbessern

• Stolz und Selbstvertrauen auf 

Entwicklungen aus Österreich

• Europäische Vernetzung und 

Mitgestaltung

• Einheitliche Regelungen und bessere 

Planbarkeit für den Markzugang in 

Europa

• Förderung von 

Weiterentwicklungen 

• Die Rolle des Sponsors gibt 

keinerlei Auskunft über die 

Forschungsleistung

• Auftragsforschung ist besser zu 

definieren
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Die Zukunft

Wie kommt 

Innovation 

zu den 

Patient*innen? 
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Wie kommt Innovation zu den Patient*innen?

• Es braucht mehr mutige Partnerschaften

• Mythen müssen wir gemeinsam entkräften

• Den  Patient*innen zuhören und etwas unternehmen

• Europäisches Regulatorisches Umfeld verbessern

• Stolz und Selbstvertrauen

• Gute Vernetzung der Partner und ein besseres Verständnis für einander ist 

essentiell

• Fokus auf ganzheitliche Therapien – nicht nur Medikamente



Mittwoch, 10. November 2021

Wir wollen allen Perspektiven Raum geben,

damit richtige Entscheidungen getroffen

werden.

Eine Initiative des PHARMIG

Standing Committee Rare Diseases



Mit freundlicher Unterstützung

unserer Hauptsponsoren

10. RARE DISEASES DIALOG
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Disclaimer

Bei den gegenständlichen Folien handelt es sich um das geistige Eigentum 

Mag. Andreas Steiner (AOP Orphan International AG). Jegliche Haftung der 

Pharmig Academy für die Richtigkeit, Vollständigkeit und Aktualität des Inhalts 

ist ausgeschlossen.

Jegliche sonstige Nutzung und Veröffentlichung, insbesondere jegliche 

Vervielfältigung oder Verbreitung ist nur nach ausdrücklicher Zustimmung von 

Mag. Andreas Steiner (AOP Orphan International AG ) erlaubt.


