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/.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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Clinical Development Success Rates

Phase Success Phase I to Phase II Phase II to Phase III Phase III to NDA/BLA NDA/BLA to Approval

Advanced or Advanced or Advanced or Advanced or
Phase Success Phase Success Phase Success Phase Success
Suspended Suspended Suspended Suspended

Hematology 86 73.3% 83 26.6% o4 75.0% 84.0%
Infectious disease 347 69.5% 286 42.7% 150 72.7% 88.7%
Ophthalmology b6 84.8% 101 44.6% 60 208.3% F7.2%
Other 26 66.7% 116 39.7% 46 69.6% 88.4%

Metabolic a5 61.1% 84 45.2% 35 71.4% 77.8%
Gastroenterology™® 41 75.6% 56 35.7% 33 60.6% 02.3%
Allergy 37 67.6% 40 32.5% 14 71.4% 03.8%

Endocrine 58.9% 40.1% 65.0% 86.0%
Respiratory 65.3% 29.1% 45 71.1% 94.6%
Urology 57.1% 32.7% 21 71.4% 85.7%
Autoimmune 65.7% 31.7% 62.2% 86.0%

All Indications
Neurology
Cardiovascular
Psychiatry
Oncology

Likelihood of Approval Phase I to Approval Phase II to Approval Phase III to Approval NDA/BLA to Approval

Phase LOA Phase LOA Phase LOA Phase LOA

Hematology 26.1% 35.7% 63.0% 84.0%
Infectious disease 19.1% 27.5% 64.5% 88.7%
Ophthalmology 17.1% 20.1% 45.2% 77.5%
Other 16.3% 24.4% 61.5% 88.4%

Metabolic 15.3% 25.1% 55.6% 77.8%
Gastroenterology* 15.1% 20.0% 53.9% 92.3%
Allergy 14.7% 21.8% 67.0% 03.8%

Endocrine 13.2% 22.4% 55.9% 86.0%
Respiratory 12.8% 19.6% 67.3% 04.6%
Urology 11.4% 20.0% 61.2% 85.7%
Autoimmune 11.1% 17.0% 53.5% 86.0%

All Indications
Neurology
Cardiovascular
Psychiatry
Oncology

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

Erfolgswahrscheinlichkelten Bl0IAI0G
Rare Diseases: 1 von 80 in Onco (1,2 %)

Orphan drugs (industry, all indications)

Phase 1 to Phase 2 Phase 2 to Phase 3 Phase 3 to Approval  Owerall
Tho S POS; 2. % PGSL], Vo Pﬂﬂgﬁppf Do P{}Ev;'.ﬁpp._ b POS, %
lherapeutic group Total paths  (SE.%) Total paths (SE.%)  (SE.%)  Total paths  (SE.%)  (SE.%)
Oncology 1245 72.0 3335 394 2.8 104 14.4

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

OMP Regulation ist ein grol3er Erfolg: B01A10G
Forschungs- und Entwicklungsschub seit 2000

Zulassung von 142 Arzneimittel mit Orphan-Status in 107 Indikationen fiir 6,3 Mio Patienten

55 Arzneimittel fiir 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 fiir
Erkrankungen mit einer Pravalenz 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 ermoglicht Patienten im Rahmen von klinischen Studien einen friithen
Zugang zu neuen Therapien

Bei onkologischen Arzneimitteln konnte eine Markteinflihrung 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

E

Quellg, 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

PHARMIG ACADEMY

© INKele

Mythos vs. Fakt |
Fakt:

Mythos:

. Die Offentlichkeit
Ple finanziert hauptsachlich
Offentlichkelt P

finanziert Grundlagenforschung.

und

Pharma-
Unternehmen
machen den
Profit

Klinische Forschung und
Pharmazeutische
Entwicklung 1st ungleich
risikoreicher und

teurer und wird wenig
gefordert.
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Kooperation zwischen Academia und
Industrie i1st essentiell

° Grundlageqforschung ISt eSSGHZIGH furJeghChen Finanzierung der Forschung und Ehtwicklung(2000-2020)
medizinischen Fortschritt; auch fur die Entwicklung von fiir 18 Medikamente* mit FDA-Zulassung
Medikamenten. 44,2 Mrd.

US-Dollar

Aber sie ist nicht die Arzneimittelentwicklung

* Die Pharmaindustrie Ubersetzt die Erkenntnisse der
Grundlagenforschung in sichere und wirksame Therapien fir
Patient*innen

 Patient*innen erhalten die Priif- und die 6U7$00|\|’|“0-
. . . . . -poliar
Vergleichsmedikation kostenfrei (und das oft bis lange nach " it o
: thi nvestitionen
dem Abschluss der Studie) it etk i ausilenyprivaten Sekior

* 23.230 Fordermittel, die im Jahr 2000 durch die US-amerikanischen NIH bewilligt wurden, werden
assoziiert mit 18 Medikamenten, die bis 2020 durch die Behdrde FDA zugelassen wurden.

PH
FAI

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 vs. Fakt I
Fakt:

Mythos:

Geringere Anzahl an

Weniger Patient*innen

: . -
Patient®innen Begrenztes Wissen Uber die

Krankheit
Weniger - Schwieriger zu diagnostizieren
Aufwand - Komplexeres Studiendesign

Hoher Studienaufwand (Finden
der Patient*innen)

Weniger . Statistische Signifikanz
Kosten - HOoheres Risiko fur Fehlschlage

Investitionen mussen Uber
wenige Patient*Iinnen
erwirtschaftet werden.




Die F&E Aktivitat ist in den USA 2 hi¥N¥ele
kontinuilerlich deutlich hoher als in der EU.
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Quelle: Study to support the evaluation of the EU Orphan Regulation (Technopolis Report) July 2019 (Grafik 9); EvaluatePharma Orphan Drugs Report 2018
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https://ec.europa.eu/health/sites/default/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos:

FUr Orphan
Drugs gelten
eigene, laxere
Regeln.

DIALOG

Fakt:

Fur Orphan Drugs gelten die
gleichen strengen Regel.

Nur:

®* Teilwelise geringere Fees

® Protocol Assistance,
Scientific Advice

® Marktexklusivitat

Aber auch:

® Post Authorisation Studies
(PASS - post-authorisation
safety studies und/oder PAES
- post-authorisation efficacy
studies) sowie das

®* FuUhren von Registern |



Nur wenige erreichen Orphan Status!
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Quelle: Study to support the evaluation of the EU Orphan Reqgulation (Technopolis Report) July 2019 (Grafik 8); EMA data, 2018
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https://ec.europa.eu/health/sites/default/files/files/paediatrics/docs/orphan-regulation_study_final-report_en.pdf
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Mythos vs. Fakt IV

Mythos: Fakt:

Die Kosten fur Arzneimittel

Orphan Drugs )
sind In Osterreich seit

sind

erhebliche Jahren stabil.
Kostentreiber




Antell der Arzneimittelausgaben

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

selt 10 Jahren konstant zwischen 12 und 13%.

Anteil der Arzneimittelausgaben im KV- und Spitalsbereich

22,0% A

% 4 15.6% 15,7%
17,0% 15,6% 15,5% 15,4% 15 0% 15,4% 15,4% 15,3% 15,3% 15 1% 14.8%

12,0% - W

13.0% 13.1% 19 g% 12 ge 13,1% 13.0% 13.0%
12,6% ' 12 3% 12 2% 12 2% 12,4% '

6,1%
7,0% 4 55% 5,5% 5 39 — 5 4% 5 5% 5 6% 5,9% 6,0%

2.. D:I.fl& || 1 || || || 1 || 1 || 1 ||
2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017 2015 2019

=== Pharmaquote Gesamtmarkt (KH+Retail) — -=@eAnteil AM in Krankenversicherung (Netto)

e | 5ndesgesundheitsfondfinanzierte Spitdler

Quelle: Institut fur pharmadkonomische Forschung (IPF), IQVIA, Statistik Austria, DV, BMASGK
AM-Anteil Brutto: inkl. Rezeptgebuthr und 10% UST

AM-Antell Netto: ohne Rezeptgeblhr und UST

Keine Berlcksichtigung von Ruckzahlungen und Preismodellen

Facts and Figures zum 0Osterreichischen Gesundheitswesen 2021

DIALOG

Der niedergelassene Bereich und die
Krankenanstalten unterliegen in Osterreich
unterschiedlichen Finanzierungssystemen. Ziel
muss aber eine systemische, gesamtheitliche
Betrachtungsweise sein, um eine optimale
Betreuung der Patient*Innen zu gewahrleisten.

Im niedergelassenen Bereich stiegen die
Ausgaben der KVT fur 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.

15



Anteil der Orphan Drug Ausgaben der B0A0G
gesetzlichen Krankenkassen in Deutschland 2017

16 % Arzneimittelausgaben

Ausgaben ohne

Arzneimittel 84 % s — davon 3,7 % fur Orphan Drugs

(= 0,6 % der gesamten Ausgaben)

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

Mythos: Fakt:

Patentschutz Hohes Risiko, hohe

fir Pharma ist Entwicklungskosten.
unfair und

dient nur dem Patentschutz sichert
Profit. weiteres Forschungs-
lnvestment.




, BloiA10G
Pharma als Innovationsmotor

Durchschnittlicher Anteil der F&E-Ausgaben am Umsatz im Geschaftsjahr 2018

Durchschnittliche F&E-Intensitdt; Vorjahreswerte in Klammern

Pharma, Biotechnologie 17,1% (17,0%)
Informationstechnologie/Digital 8, 7% (8,8%)
Medienwirtschaft 7,5% (8,1%)
Gesundheitswesen (Technologie, Dienstleistung) 6,4% (6,3%)
Automobilindustrie 4,0% (4,0%)
Industrie 3, 2% (3,2%)
Chemie 2, 9% (3,0%)
Dienstleistungen 2,2% (2,1%)
Telekommunikation 1,8% (1,5%)
Lebensmittelhersteller, Tabakindustrie 1,5%(1,5%)
Bergbau, Metallgewinnung 1,4% (1,4%)
Verkehrswesen 1,4% (1,5%)
Versorger 1,3% (1,3%)
Ol und Gas 0,5% (0,5%)
Sonstige 1,1%(1,1%)

Quelle: EY: Top 500 F&E: Wer investiert am meisten in Innovationen?
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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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Fazit: Wo mussen wir ansetzen?

Forschungs-

Reqgulatorisch
forderung

Offenes Mindset fur Seltene * Einheitliche Regelungen und bessere « Forderung von

Krankheiten Planbarkeit fir den Markzugang in Weiterentwicklungen
Regulatorisches Umfeld verbessern Europa « Die Rolle des Sponsors gibt
Stolz und Selbstvertrauen auf ceinerlei Auskunft tGber die
Entwicklungen aus Osterreich -orschungsleistung

Europaische Vernetzung und - Auftragsforschung ist besser zu

Mitgestaltung definieren |



N S o

. »
Die Zukunft NLOG

Wie kommt W .

Innovation 2 A0 1
| . P -~ & ' " s

|

ZU den \
Patient*innen? | \ k ¥ 5

AN

| ¥ ’

/

X o -
\ ,

5\

L
P ol

€
D\




B0 AL0G
Wie kommt Innovation zu den Patient*Iinnen?

* Es braucht mehr mutige Partnerschaften

* Mythen mussen wir gemeinsam entkraften

* Den Patient*Innen zuhdren und etwas unternehmen

* Europaisches Regulatorisches Umfeld verbessern

* Stolz und Selbstvertrauen

* Gute Vernetzung der Partner und ein besseres Verstandnis flr einander ist
essentiell

* Fokus auf ganzheitliche Therapien — nicht nur Medikamente
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Wir wollen allen Perspektiven Raum geben,

Eamlt rlchtlge Entscheldungen getroffen ))

werden. 3
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Standing Committee Rare Diseases
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Disclaimer

Bel den gegenstandlichen Folien handelt es sich um das geistige Eigentum
Mag. Andreas Steiner (AOP Orphan International AG). Jegliche Haftung der
Pharmig Academy fur die Richtigkeit, Vollstandigkeit und Aktualitat des Inhalts

Ist ausgeschlossen.

Jegliche sonstige Nutzung und Veroffentlichung, insbesondere jegliche
Vervielfaltigung oder Verbreitung ist nur nach ausdrucklicher Zustimmung von

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



