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Die Bedeutung der Orphan 
Drug-Regelung im AMNOG für 
die Patientenversorgung
Eine Bewertung anhand einer retrospektiven Simulation

Orphan Drugs (ODs) sind Arzneimittel zur Be- 
handlung lebensbedrohlicher oder zu chronischer 
Invalidität führender seltener Erkrankungen, für  
die es keine oder nur ungenügende Therapie-
optionen gibt. Ihre Entwicklung ist herausfordernd, 
da das Wissen über die Erkrankungen oft begrenzt 
ist und nur wenige Patienten für die Durchführung 
von klinischen Studien zur Verfügung stehen. 
Deshalb wird die Entwicklung von ODs durch  
die EU-Verordnung 141/2000 gefördert.

Aufbauend auf dieser EU-Förderung gilt in Deutsch-
land für ODs im Rahmen des AMNOG eine spezielle 
Schutzregelung (OD-Regelung), welche die Preis-
bildung und somit den Marktzugang erleichtert. Für 
ODs gilt bis zur Überschreitung einer Umsatz-
schwelle von 30 Millionen € im Jahr der Zusatz-
nutzen mit Zulassung als belegt.

Angesichts der forschungspolitisch angestrebten 
Zunahme von OD-Therapien in der Versorgung und 

der damit verbundenen Arzneimittelausgaben ent-
stehen wiederkehrende gesundheitspolitische De- 
batten über die Abschaffung oder Einschränkung 
der OD-Regelung (Staeck, 2022; GKV Spitzenver-
band, 2022). Mit den bekannten Herausforderungen 
in der klinischen Entwicklung im OD-Bereich er- 
geben sich dadurch Risiken für die Nutzenbewertung, 
Preisgestaltung und das potenzielle Bestehen im 
Markt. Jegliche Einschränkung der OD-Regelung 
muss daher sorgfältig bezüglich ihrer Auswirkung 
auf die potenzielle Marktverfügbarkeit dieser Arz-
neimittel geprüft werden.

Diese Studie untersucht das Risiko von Markt- 
rücknahmen bei einer hypothetischen Abschaffung 
der OD-Regelung, durch eine Analyse der Konse-
quenzen für die Nutzenbewertung und der entspre-
chenden preislichen Implikationen, insbesondere 
mit Blick auf die wirtschaftliche Auskömmlichkeit.
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Methodik der Studie

Die retrospektive Simulation umfasst Verfahren zur 
Markteinführung von 76 ODs, deren Nutzenbe-
wertungen zwischen 2017 und 2023 abgeschlossen 
wurden. Für diese ODs wurde die hypothetische 
Nutzenbewertung und das einhergehende Preis-
potenzial ohne OD-Regelung simuliert.

Anschließend wurde der Abschlag auf den tatsächlich 
unter OD-Regelung verhandelten Erstattungsbetrag 
herangezogen, um die wirtschaftliche Auskömm-
lichkeit ohne OD-Regelung zu analysieren. Basierend 
auf diesem simulierten Abschlag erfolgte die Ein-
ordnung des Risikos der Marktrücknahme.

(i)	 „Maximales“ Risiko der Marktrücknahme wg. generischen Preisniveaus
Der durchschnittliche Preisabschlag bei Generikaeintritt beträgt -73% auf den vor Patentablauf gültigen 
Preis (Pro Generika e.V., 2022). Muss ein OD nach Markteinführung einen noch größeren Abschlag auf 
den unter OD-Regelung verhandelten Preis hinnehmen, ist mit an Sicherheit grenzender Wahr-
scheinlichkeit von einer Marktrücknahme des OD auszugehen.

(ii)	 „Sehr hohes“ Risiko der Marktrücknahme wg. zusätzlichen Abschlags in noch nie gesehener Höhe
Der höchste jemals gesehene Abschlag für ein OD bei erstmaliger Neuverhandlung ohne OD-Regelung 
entspricht -42%. Muss ein OD nach Markteinführung einen noch größeren Abschlag auf den unter 
OD-Regelung verhandelten Preis hinnehmen, ist von einem sehr hohen Risiko der Marktrücknahme 
auszugehen.

(iii)	 „Individuelles“ Risiko der Marktrücknahme wg. zusätzlichen Abschlags in bereits gesehener Höhe
Jeder zusätzliche Abschlag auf den unter OD-Regelung verhandelten Preis birgt ein mögliches 
Marktrücknahmerisiko. Es wurden bereits Abschläge bis zu -42% gesehen. Bis zu diesem Abschlag ist 
von einem individuellen Marktrücknahmerisiko auszugehen, welches jedoch bereits in Abhängigkeit 
der Fallkonstellation die Marktverfügbarkeit gefährden kann.

(iv)	 „Geringes“ Risiko der Marktrücknahme wg. keines zusätzlichen Abschlags
Muss ein OD ohne OD-Regelung keinen weiteren Abschlag auf den unter OD-Regelung verhandelten 
Preis (zu dem es zu dem Zeitpunkt verfügbar war) nehmen, so ist von einem geringen Marktrück- 
nahmerisiko auszugehen.

In der Zusatznutzen-Simulation können nur 21% der 
ODs einen Zusatznutzen zeigen, während 79% der 
ODs ohne OD-Regelung keinen Zusatznutzen er- 
reichen. Dies resultiert in durchschnittlichen Ab- 
schlägen von -52% auf den bereits unter OD-Rege-
lung AMNOG-verhandelten Preis und -62% auf den 
Markteinführungspreis.

Folglich sind 45% der ODs einem maximalen Markt- 
rücknahmerisiko ausgesetzt, da sie auf generische 
Preisniveaus absinken (siehe Abbildung 1). Einem 
sehr hohen Marktrücknahmerisiko unterliegen 12% 
der ODs wegen noch nie gesehener Abschläge von 
mehr als -42% auf den unter OD-Regelung verhan-
delten Preis. 20% der ODs sind einem individuellen 

Marktrücknahmerisiko mit Abschlägen von bis zu 
-42% ausgesetzt und nur 24% der ODs unterliegen 
einem geringen Risiko, da keine zusätzlichen Ab- 
schläge auf den unter OD-Regelung verhandelten 
Preis hingenommen werden müssen.

Zusätzliche Analysen des Marktrücknahmerisikos für 
unterschiedliche Therapeutika-Gruppen zeigen, dass 
Solisten bzw. Nicht-Solisten, onkologische bzw. nicht- 
onkologische Therapien und pädiatrische bzw. nicht- 
pädiatrische Therapien jeweils einem sehr ähnlichen 
Marktrücknahmerisiko ausgesetzt sind. Neuartige  
Therapien (Advanced Therapy Medicinal Products, 
ATMPs), also hochinnovative Gen- und Zelltherapien, 
unterliegen einem erhöhten Marktrücknahmerisiko.

Ergebnisse
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Abbildung 1: Ergebnisse: Zusammenfassung der Studienergebnisse
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Kein zusätzlicher Preisabschlag2

57% der ODs haben ohne OD-Regelung ein sehr hohes oder maximales Marktrücknahmerisiko
Ähnliche Gefährdung in unterschiedlichen Therapeutika-Gruppen (Solisten, onkologische oder pädiatrische Therapien)
Erhöhte Gefährdung von ATMPs: 78% haben ein sehr hohes oder maximales Marktrücknahmerisiko
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(bis -42%3)
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( -42%3 bis -73%)
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auf generisches Preisniveau (mehr als -73%)

1) Werte gerundet
2) Der zusätzliche Preisabschlag bezieht sich auf den unter OD-Regelung verhandelten Preis
3) Der höchste bereits gesehene Preisabschlag bei Neuverhandlungen ohne OD-Regelung aufgrund Überschreitung der OD-Umsatzschwelle beträgt -42%

Schlussfolgerung

Der simulierte Wegfall der OD-Regelung im deutschen 
Markt führt im weit überwiegenden Anteil von ODs 
zu keinem Zusatznutzen und in der Folge zu einer 
erheblichen Absenkung des Preisniveaus. Für mehr 
als die Hälfte der ODs besteht ein sehr hohes bis 
maximales Marktrücknahmerisiko, da sie keinen Zu- 
satznutzen belegen können und einem drama- 
tischen Preisverfall ausgesetzt sind. Das Gefähr-
dungspotential zeigt sich gleichermaßen für unter- 
schiedliche Therapeutika-Gruppen (Solisten/Nicht- 
Solisten, onkologische/nicht-onkologische Thera-
pien, pädiatrische/keine pädiatrischen Therapien) 
und im Besonderen für ATMPs. Für einen weiteren 

relevanten Anteil von ODs bestehen individuelle 
Marktrücknahmerisiken, welche das gesamte Ge- 
fährdungspotenzial von ODs vergrößern. Nur für ein 
Viertel der ODs verbleiben geringe Risiken.

Die vorliegenden Studienergebnisse belegen die 
existenzielle Bedeutung der OD-Regelung im AMNOG 
für die breite Versorgung von Patienten mit seltenen 
Erkrankungen. Eine Abschaffung der OD-Regelung 
oder Einschränkung der OD-Regelung auf einzelne 
Therapeutika-Gruppen wäre nicht ohne weitrei-
chende negative Konsequenzen für die Patienten-
versorgung mit ODs in Deutschland realisierbar.
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