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Der „Milliarden-Nischenmarkt“ mit 
Sonderstatus: Orphan drugs

INSIGHT Health zu GKV-Umsätzen von Arzneimitteln für seltene Leiden:

>> Orphan Diseases sind Krankheiten, die nur 
sehr selten in der Bevölkerung vorkommen. 
Dies ist in Europa u.a. dadurch definiert, dass 
höchstens 5 von 10.000 Menschen daran leiden 
dürfen. Es gibt laut Bundesministerium für Bil-
dung und Forschung über 7.000 solcher seltenen 
Erkrankungen. Die Therapie dieser Erkrankungen 
erfolgt u.a. mit Arzneimitteln, die als Orphan 
Drugs oder Orphan Medicinal Products (d.  h. 
als „Waisenkinder“ unter den Arzneimitteln) 
bezeichnet werden.

Diese Arzneimittel zur medikamentösen 
Therapie von seltenen Leiden sind wegen des 
kleinen Marktes und ihres daher verhältnismä-
ßig geringen Umsatzes bei gleichzeitig hohen 
Entwicklungskosten für die pharmazeutische 
Industrie häufig von geringerem Interesse. Der 
Gesetzgeber versucht, dem mit regulatorischen 
Hebeln entgegenzuwirken. So hat die EU im 
Januar 2000 die Verordnung über Arzneimittel 
für seltene Leiden in Kraft gesetzt, welche die 
Förderung und Entwicklung derartiger Arzneimit-
tel zum Ziel hat. Für 2011 wird erwartet, dass zu 
den bestehenden 61 zugelassenen Orphan Drugs 
zehn weitere hinzukommen (bei insgesamt 30 
erwarteten Einführungen neuer Wirkstoffe im 
Jahr 2011). 

Interessant für Nicht-Insider ist, dass neben 
den eher unbekannten Arzneimitteln auch ver-
traute Wirkstoffnamen auftauchen, wie Ibu-
profen; dieser Wirkstoff allerdings unter dem 
eher unbekannten Produktnamen „Pedea“ zur 
Behandlung von Ductus arteriosus bei Frühge-
borenen, einem angeborenen Herzfehler.

Orphan Drugs mit Sonderstatus

Auch in dem am 01.01.2011 in Kraft getre-
tenen Arzneimittelmarktneuordnungsgesetz 
(AMNOG) werden Orphan Drugs gesondert behan-
delt. So gilt bei ihnen (im Gegensatz zu anderen 
Arzneimitteln) der medizinische Zusatznutzen 

Orphan Drugs sind Arzneimittel, die zur medikamentösen Therapie von seltenen 
Erkrankungen eingesetzt werden. Sie sind durch das AMNOG erneut in den Blickpunkt 
gesundheitspolitischer Debatten gerutscht, da für sie eine Ausnahmeregelung im 
Rahmen der frühen Nutzenbewertung (§ 35a SGB V) gilt. So muss erst dann ein 
(Zusatz-)Nutzennachweis erbracht werden, wenn der GKV-Umsatz eines Orphan 
Drug in einem Jahr über 50 Millionen Euro beträgt. Doch wie häufig wird diese 
Umsatzgrenze überhaupt überschritten? Alle Orphan Drugs zusammen erzielten 
nach Daten von INSIGHT Health einen Jahresumsatz von knapp einer Milliarde Euro.

Summary
- �Orphan Drugs (OD) sind Arzneimittel für 

Erkrankungen, an denen höchstens 5 von 
10.000 Menschen leiden.

- �Derzeit sind 61 OD in der EU zugelassen, 
für 2011 werden weitere 10 OD erwartet.

- �Nach dem AMNOG müssen künftig nur OD 
mit einem Jahresumsatz von über 50 Mio. 
Euro einen Zusatznutzen nachweisen.

- �Derzeit erwirtschaften 5 OD einen Umsatz 
von über 50 Mio. Euro.

- �Unter den 30 Arzneimitteln mit den 
höchsten Preisen besitzen 18 einen 
Orphan Drug-Status.

bereits durch die Zulassung als belegt, da - so 
die Begründung zu der Ergänzung in § 35a SGB 
V - „regelmäßig davon auszugehen [sei], dass 
es für die Behandlung dieser Erkrankung keine 
therapeutisch gleichwertige Alternative [gäbe]“. 
Erst wenn mit einem Orphan Drug ein Umsatz 
nach Apothekenverkaufspreisen (AVP) von mehr 
als 50 Millionen Euro in den letzten 12 Kalen-
dermonaten erreicht wird, ist auch für dieses 
Arzneimittel der Zusatznutzen nachzuweisen.

In den letzten Wochen wurde viel über 
Inhalte und Sinn dieser Ausnahmeregelung, die 
erst in der Schlussfassung des AMNOG aufgenom-
men wurde (siehe hierzu Textbox auf S. 13), dis-
kutiert: Der Vorsitzende des Gemeinsamen Bun-
desausschusses (G-BA) Hess hält die „generelle 
gesetzliche Unterstellung eines Solitärstatus 
mit Zusatznutzen“ für Orphan Drugs für unbe-
friedigend, da es bereits jetzt seltene Leiden 
gebe, für die mehrere Orphan Drugs zugelassen 
seien. Hierbei müsse „zum Schutz der Patienten 
die Möglichkeit einer vergleichenden Nutzen-
bewertung durch den G-BA mit entsprechenden 
Schlussfolgerungen für die Verordnungsfähigkeit 
zu Lasten der GKV möglich bleiben“ (G-BA-Pres-
semitteilung vom 27.10.2010).

Windeler et al. führen in 
ihrem Beitrag „Arzneimittel-
marktneuordnungsgesetz: Zu 
guter Letzt ist alles selten“ 
(Dtsch Arztebl 2010; 107(42): 
A-2032) das Argument an, 
dass der Sonderstatus von 
Orphan Drugs von der Pharma-
industrie bereits heute gezielt 
ausgenutzt werde. So würden 
etwa relativ häufige Krankhei-
ten, wie Krebserkrankungen, in 
kleine Untergruppen zerlegt, 
um dann ‚scheibchenweise‘ 
Orphan-Drug-Status beanspru-
chen zu können. Nach Zulas-

sungserteilung werde dann in einem zweiten 
Schritt (ohne Erweiterung der Zulassung) eine 
schleichende Indikationsausweitung vorange-
trieben, die dann zu einem „off-label-use“ führe. 

Diese Strategien würden durch einen Ver-
zicht auf eine frühe Nutzenbewertung für Orphan 
Drugs noch gefördert. IQWiG-Chef Windeler sieht 
aber in der Aufnahme einer Umsatzgrenze in das 
Gesetz zumindest einen „Schutz, um finanziellen 
Missbrauch zu begrenzen“ (vgl. Handelsblatt-
Interview mit IQWiG-Chef Jürgen Windeler vom 
11.11.2010). Für BPI-Chef Wegener sei diese 
Umsatzgrenzenregelung hingegen nicht nach-
vollziehbar, da der „Zusatznutzen nicht vom 
Umsatz eines Arzneimittels ab[hänge]“ (BPI-
Pressemitteilung vom 11.11.2010).

„Arzneimittel-Waisenkinder“ mit 
mehr als 50 Mio. Euro Umsatz?

Auch die Höhe der Umsatzgrenze von 50 
Millionen Euro, ab der (Zusatz-)Nutzennach-
weise erfolgen müssen, wird sehr unterschiedlich 
bewertet: Die einen bezeichnen sie als so hoch, 
dass praktisch kein Orphan Drug unter diese 
Regelung falle. Die anderen zweifeln dies ange-
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Abb. 1: Anzahl Orphan Drugs in Abhängigkeit vom ambulanten GKV-
Umsatz; Quelle: NVI (INSIGHT Health), Dezember 2009 bis November 
2010, Umsatz nach Apothekenverkaufspreisen.
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ezukommt. Außerdem ist zu bedenken, dass die 

Erstzulassung von drei der fünf Arzneimittel mit 
einem Umsatz > 50 Millionen Euro bereits vor 
über acht Jahren erfolgte. Das Thema Orphan 
Drugs wird 2011 - auch aufgrund der zu erwar-
tenden zehn Neuzulassungen - die Insider die-
ser „Milliarden-Nische“ weiterhin beschäftigen.

24.742 Euro für eine Verordnung

Die Apothekenverkaufspreise (AVP) der 
unterschiedlichen, im Vertrieb befindlichen 

Ausnahmeregelung 
für Orphan Drugs

§ 35a SGB V - Bewertung des Nutzens von 
Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen: 
(1) […] Für Arzneimittel, die zur Behand-
lung eines seltenen Leidens nach der Verord-
nung (EG) Nr. 141/2000 des Europäischen 
Parlaments und des Rates vom 16. Dezember 
1999 über Arzneimittel für seltene Leiden 
zugelassen sind, gilt der medizinische 
Zusatznutzen durch die Zulassung als belegt; 
Nachweise nach Satz 3 Nummer 2 und 3 [also 
medizinischer Nutzen und Zusatznutzen] 
müssen nicht vorgelegt werden. Übersteigt 
der Umsatz des Arzneimittels nach Satz 10 
mit der gesetzlichen Krankenversicherung 
zu Apothekenverkaufspreisen einschließlich 
Umsatzsteuer in den letzten zwölf Kalen-
dermonaten einen Betrag von 50 Millionen 
Euro, hat der pharmazeutische Unternehmer 
innerhalb von drei Monaten nach Aufforde-
rung durch den Gemeinsamen Bundesaus-
schuss Nachweise nach Satz 3 zu übermitteln 
und darin den Zusatznutzen gegenüber der 
zweckmäßigen Vergleichstherapie abwei-
chend von Satz 10 nachzuweisen. […]“

Tab. 1: Top-30-Arzneimittel nach Apothekenverkaufspreisen; Quellen: NVI (INSIGHT Health)/Lauer-Taxe; 
berücksichtigt wurden nur die teuersten, im Vertrieb befindlichen Arzneimittelpackungen jedes Produktes 
inkl. Parallelimporte (ohne Klinikpackungen) nach Apothekenverkaufspreis zum 15.01.2011, die im Zeit-
raum Dezember 2009 bis November 2010 mindestens einmal über die GKV verordnet wurden.

Orphan-Drug-Handelsformen liegen zwi-
schen 64,46 Euro und 24.471,56 Euro (Stand: 
15.01.2011). Damit zählen die Preise von 
Orphan Drugs häufig zu den höchsten im Arz-
neimittelmarkt: So ist zu konstatieren, dass 
unter den 30 verordneten Arzneimitteln mit 
den höchsten Preisen (nach AVP der jeweils 
teuersten Handelsform, die nicht außer Vertrieb 
gemeldet ist) 18 Produkte sind, die den Orphan-
Drug-Status besitzen (vgl. Tab. 1).

von: Dr. André Kleinfeld/
Christian Bensing*

Top 30 Arzneimittel nach Apothekenverkaufspreisen

Produkt Wirkstoff AVP der teuersten 
Handelsform in EUR

Orphan- 
Drug-Status

1 Replagal Agalsidase alfa 24.471,56 ja

2 Remodulin Treprostinil 22.698,49 -

3 Aldurazyme Laronidase 22.553,11 ja

4 Myozyme Alglucosidase alfa 16.719,75 ja

5 Zevalin Ibritumomab tiuxetan 14.580,86 -

6 Humatrope Somatropin 14.076,88 -

7 Afinitor Everolimus 13.973,25 ja

8 Ilaris Canakinumab 13.465,99 ja

9 Cerezyme Imiglucerase 11.862,80 -

10 Savene Dexrazoxan 11.858,62 ja

11 Ventavis Iloprost 10.087,50 ja

12 Glivec Imatinib 10.064,35 ja

13 Zavesca Miglustat 9.128,43 ja

14 Sandostatin Lar Octreotid 8.245,63 -

15 Somatuline Lanreotid 8.240,27 -

16 Revlimid Lenalidomid 7.844,56 ja

17 Sutent Sunitinib 7.193,75 -

18 Mozobil Plerixafor 6.875,97 ja

19 Nplate Romiplostim 6.307,00 ja

20 Carbaglu Carglumsäure 6.207,58 ja

21 Firazyr Icatibant 6.204,68 ja

22 Somavert Pegvisomant 6.059,40 ja

23 IntronA Interferon alfa-2b 6.025,74 -

24 Vfend Voriconazol 5.931,25 -

25 Kepivance Palifermin 5.931,25 -

26 Soliris Eculizumab 5.827,19 ja

27 Sprycel Dasatinib 5.631,56 ja

28 Privigen Immunglobulin v. Menschen 5.566,65 -

29 Tasigna Nilotinib 5.350,13 ja

30 Urokinase Urokinase 5.262,83 -

sichts der teilweise sehr hohen Therapiekosten 
der seltenen Erkrankungen an. 

INSIGHT Health hat hierzu - u. a. auf Basis 
einer Vollerfassung nahezu aller abgerechneten 
ambulanten GKV-Rezepte - eine Sonderanalyse 
durchgeführt. Danach ergibt sich für die beste-
henden Orphan Drugs ein sehr heterogenes Bild: 

1 Mrd. Euro Umsatz 
mit Orphan Drugs

Die 61 Orphan Drugs hatten in den letz-
ten zwölf Monaten zusammen einen Umsatz 
von knapp einer Milliarde Euro im ambulanten 
GKV-Markt. Während einige Präparate im ambu-
lanten Bereich gar nicht oder nur vereinzelt 
verordnet wurden, erzielten fünf Medikamente 
einen Umsatz von mehr als 50 Millionen Euro 
- der Umsatzgrenze, ab der zukünftig für neue 
Orphan Drugs doch (Zusatz-)Nutzennachweise 
erfolgen müssen (vgl. Abb. 1). 

Drei dieser fünf Produkte sind für mehr als 
eine seltene Erkrankung zugelassen. Das Produkt 
„Glivec“ mit dem Wirkstoff Imatinib, das einen 
Jahresumsatz von über 280 Millionen Euro auf-
weist, verfügt sogar über Zulassungen für sechs 
Orphan Diseases (vgl. www.vfa.de/orphans). Zu 
beachten ist, dass die Regelung des AMNOG nur 
für nach dem 01.01.2011 neu eingeführte Wirk-
stoffe gilt. Damit kann diese Übersicht nur eine 
erste Einschätzung dafür bieten, welche Rele-
vanz dieser Ausnahmeregelung voraussichtlich 


