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Problemstellung/Zweck/Ziel der Arbeit:

Fir einen Grofdteil der Menschen mit einer seltenen Krankheit gibt es bisher keine
zugelassene Arzneimitteltherapie, obwohl jeder Mensch auf Basis des Prinzips der
Menschenwirde und internationaler Menschenrechtsvertrdge das Recht auf den
hdchstmoglichen erreichbaren Standard an Gesundheit und medizinischer Versorgung hat
(vgl. beispielweise Art. 12 Internationaler Pakt Uber wirtschaftliche, soziale und kulturelle
Rechte vom 19. Dezember 1966, BGBI.1973 Il S. 1570 Nr. 62). Diese Patienten sind
weitgehend von der Partizipation am Fortschritt der Medizin ausgeschlossen, was besonders
bedauerlich ist, da die Forderung von Forschung, Entwicklung und Anwendung von
Arzneimitteln fir seltene Krankheiten (,Orphan Drugs®) weltweit als gesellschaftliche
Zielsetzung anerkannt wird. In Deutschland ist diese Zielsetzung im Sozialstaatsprinzip
verankert, das im Grundgesetz festgeschrieben ist (vgl. Art. 20 Abs. 1 und 28 Abs.1
Grundgesetz? fur die Bunderepublik Deutschland; Stellung der Sozialversicherung als
Korperschaften des Bundes oder der Lander in Art. 87 Abs. 2 Grundgesetz). Aktuell gibt es fir
95 % der etwa 5000 bis 8000 seltenen Krankheiten® noch keine wirksame Behandlung, und
gleichzeitig lasst sich eine kontinuierliche Kostensteigerung bei den Preisen neuer
Patentarzneimittel, einschlieRlich Orphan Drugs, in Verbindung mit begrenzten finanziellen

Ressourcen beobachten.

Die gesellschaftliche Relevanz des Themas ergibt sich aus den tiefgreifenden Veranderungen
im  Arzneimittelbereich, die auch durch Globalisierung, ,Entglobalisierung®, den
demografischen Wandel, den Klimawandel, den Systemwettbewerb sowie die Entwicklung der
Klnstlichen Intelligenz und der Digitalisierung gepragt sind. Je nach ethischen und
moralischen Werten einer Gesellschaft kann es Aufgabe der Politik sein, daftir zu sorgen, dass
Arzneimittel allen Menschen bei Bedarf zur VerflUgung stehen und dass alle Burger
gleichermalen vom Fortschritt der Medizin profitieren. Im Rahmen dieser Arbeit wird genau
auf dieses gesellschafts- und wirtschaftspolitische Problem der Arzneimittelversorgung am
Beispiel der seltenen Krankheiten in Deutschland mit dem Ordnungsleitbild der sozialen

Marktwirtschaft eingegangen.

2 Grundgesetz fir die Bundesrepublik Deutschland in der im Bundesgesetzblatt Teil 1ll, Gliederungsnummer 100-
1, veroffentlichten bereinigten Fassung, das zuletzt durch Artikel 1 des Gesetzes vom 19. Dezember 2022 (BGBI.
| S. 2478) geandert worden ist.

3 Etwa 36 Mio. Menschen in der EU sind von einer seltenen Krankheit betroffen. Die meisten leiden an Krankheiten,
deren Pravalenz weniger als 1 von 100.000 Menschen betrifft. 80 % der seltenen Krankheiten haben nachweislich
einen genetischen Ursprung und betreffen zwischen drei und vier Prozent der Geburten. Einige seltene Krankheiten
zeigen bereits bei der Geburt oder in der Kindheit Symptome, wie z. B. spinale Muskelatrophie, lysosomale
Speicherkrankheiten oder die zystische Fibrose. Im Gegensatz dazu treten mehr als die Halfte der seltenen
Krankheiten erst im Erwachsenenalter auf, darunter Nierenzellkarzinome, Gliome und die akute myeloische
Leukadmie. Das Wissen in der Medizin und Wissenschaft Uber seltene Krankheiten ist begrenzt. Die Anzahl der
wissenschaftlichen Verdffentlichungen zu seltenen Krankheiten steigt kontinuierlich an. Jede Woche werden
durchschnittlich finf neue Krankheiten in der medizinischen Fachliteratur beschrieben (vgl. European Medicines
Agency 2024).
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Das Ziel der Arbeit ist die Herausarbeitung konsensfahiger, ziel- und ordnungskonformer
Mafinahmen fir den Markt von Orphan Drugs aus der Perspektive des deutschen ambulanten
Arzneimittelsektors. Dabei werden sowohl bereits bestehende als auch neue MalRhahmen in
der Analyse betrachtet. Diese Malnahmen werden unter Bericksichtigung des
Ordnungsileitbildes der (sozialen) Marktwirtschaft und der Marktversagenstheorie abgeleitet.
Ziel- und ordnungskonforme Malinahmen sollen dazu beitragen, die Versorgung der Patienten
mit Arzneimitteln bei seltenen Krankheiten sowohl unter dem Aspekt des Knappheitsproblems
des Wirtschaftens als auch unter dem vorherrschenden moralischen Werteverstandnis der

Gesellschaft sowohl mittel- als auch langfristig optimal zu I6sen.
Wissenschaftliche Einordnung und Aufbau der Arbeit:

Der Markt flr Orphan Drugs wurde in der wissenschaftlichen Forschung bislang tGberwiegend
aus einer marktanalytischen Perspektive betrachtet. Dabei lag der Schwerpunkt entweder auf
einzelnen Landern oder umfasste internationale und globale Vergleiche. Besonders intensiv
wurde die Zuganglichkeit von Orphan Drugs in verschiedenen Landern sowie die nationalen
und internationalen Rahmenbedingungen fir deren Zulassung, Preisgestaltung und
Erstattungspolitik untersucht (Chan et al. 2020; Roll et al. 2011; Czech et al. 2020). Viele
Studien haben sich auch mit den Preisen, der Umsatzentwicklung und der Budgetbelastung
von Orphan Drugs in unterschiedlichen Landern beschaftigt bzw. diese miteinander verglichen
(vgl. Schlander et al. 2018; Hutchings et al. 2014; Schey et al. 2011; Czech et al. 2020; Young
et al. 2017). Zudem gibt es zahlreiche Arbeiten, die sich auf eine ordnungsékonomische
Analyse des Marktes fur Gesundheitsguter bzw. Arzneimittel konzentrieren (vgl. Sauerland
2002; vgl. Kuchinke 2017; vgl. Hurley 2000; vgl. Daumann und Oberender 1997; vgl. Cassel
et al. 2007). Allerdings gibt es bis heute kaum Veroffentlichungen, die den Markt von Orphan
Drugs aus der Perspektive der Ordnungsékonomik beleuchten. Angesichts der zuvor
dargestellten gesellschaftlichen Relevanz des Themas und der aktuellen wissenschaftlichen
Datenbasis analysiert diese Arbeit erstmalig den deutschen Markt fur Orphan Drugs sowohl
aus einer marktanalytischen als auch aus einer ordnungsdkonomischen Perspektive. Die
Analyse konzentriert sich auf Deutschland, da es innerhalb Europas aufgrund seiner grof3en
Einwohnerzahl potenziell das grote Absatzpotenzial fir Orphan Drugs fur die
pharmazeutische Unternehmen bietet und zugleich eine malgebliche Rolle bei der
internationalen Preisreferenzierung und somit bei der Preisgestaltung von Arzneimitteln in

anderen europaischen Landern spielt®.

Die Arbeit beginnt mit Kapitel I, in dem die Problemstellung, die gesellschaftliche Relevanz,

das Ziel sowie die wissenschaftliche Einordnung der Arbeit beschrieben werden (siehe oben).

4 Die internationale Preisreferenzierung beeinflusst die strategischen Entscheidungen der pharmazeutischen
Unternehmen bezlglich des Markteintritts von Orphan Drugs in den jeweiligen Landern.
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Kapitel Il widmet sich anschliel3end der Analyse des Marktes fiir Orphan Drugs in Deutschland,
betrachtet aus der Perspektive der ambulanten Arzneimittelversorgung. Diese Analyse
umfasst die Darstellung der nationalen und internationalen Rahmenbedingungen sowie eine
detaillierte Untersuchung der Marktstruktur, des Marktverhaltens und des Marktergebnisses
fur Orphan Drugs. Der Structure-Conduct-Performance-Ansatz dient dabei als theoretischer
und struktureller Leitfaden, wobei der Wettbewerb als dynamischer Prozess gemafl der

Marktprozesstheorie betrachtet wird.

Kapitel Ill legt den Fokus auf die ordnungspolitische Analyse. Hierbei wird das Referenzmodell
der Marktwirtschaft auf den relevanten Markt angewendet, wobei der Schwerpunkt auf der
sozialen Marktwirtschaft deutscher Pragung liegt. Es wird gepriift, ob und in welcher Form
Marktversagen in einem unregulierten Markt auftritt. Das Modell von Grossekettler (1987)
ermoglicht es, die vertragstheoretische und ©6konomische Legitimation offentlicher
Interventionen zu evaluieren (Tabelle 1). Basierend auf dieser Prifung werden maogliche
Interventionen vorgeschlagen und bewertet, um eine fundierte ordnungspolitische Empfehlung
fur oder gegen bestimmte MaRnahmen abzugeben. Die Arbeit schliel3t mit einem Fazit, das

die zentralen Erkenntnisse zusammenfasst und in einer abschlieRenden Conclusio mindet.
Methodik:

Der theoretische Rahmen der Untersuchung des Marktes von Orphan Drugs wird durch die
Anwendung des Structure-Conduct-Performance-Ansatzes definiert. Dieser dient als
struktureller Leitfaden fir die Analyse, die sich auf die Bestandteile Marktstruktur,
Marktverhalten und Marktergebnis konzentriert. Das Verstandnis des Wettbewerbs als
dynamischer Prozess, wie es in der Marktprozesstheorie beschrieben wird, bildet ebenfalls
eine Grundlage. Die Untersuchung wird aus der Perspektive des deutschen
Gesundheitssystems durchgefiihrt, wobei der Fokus auf der Arzneimittelversorgung mit

Orphan Drugs im ambulanten Bereich liegt.

Im Rahmen dieser theoretischen Grundlage erfolgt die Untersuchung der rechtlichen,
regulatorischen und 6konomischen Rahmenbedingungen, die den Markt fir Orphan Drugs
beeinflussen. Diese Rahmenbedingungen sind entscheidend, um die Marktstruktur und das
Verhalten der Marktteilnehmer vollstandig zu verstehen. Aufbauend auf diesen Erkenntnissen
wird eine detaillierte Analyse der Marktstruktur, des Marktverhaltens und des

Marktergebnisses durchgefihrt.

Im nachsten Schritt erfolgt die Identifikation von Marktversagen im Orphan Drug-Markt. Hierbei
dient die Wohlfahrtsékonomik mit dem Modell der vollkommenen Konkurrenz als theoretische
Grundlage, um mogliche Marktversagen zu analysieren und die Voraussetzungen flr eine

staatliche Intervention zu bestimmen. Mit dem Modell nach Grossekettler (erster Teil des
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Prifschemas) wird Uberprift, welche Mallnahmenziele vertragstheoretisch legitimiert sind, um
die notwendige Bedingung fiir interventionistische Eingriffe zur Behebung des Marktversagens

zu klaren. Dabei werden Malinahmenziele, die nicht ausreichend legitimiert sind, aussortiert.

Anschlielfend wird ein MaRnahmenkatalog erstellt, der sowohl bestehende als auch neue
MaRnahmen zur Behebung der identifizierten Marktversagenstatbestande enthalt und sich an
den legitimierten Malnahmenzielen orientiert. SchlieBlich erfolgt eine Bewertung der
Okonomischen Legitimitat dieser Mallnahmen, wobei das Grossekettler-Modell (zweiter Teil
des Prifschemas) erneut herangezogen wird. Hierbei werden die Malinahmen auf ihre Ziel-
und Ordnungskonformitat sowie ihre VerhaltnismaRigkeit hin Gberprift, wobei ineffektive Mittel
ausgeschlossen werden (Uberpriifung der hinreichenden Bedingung eines staatlichen
Eingriffs). Der Fokus der Ordnungskonformitatsprifung liegt auf den Euckenschen Prinzipien
(Tabelle 2) der Wettbewerbsordnung, da diese die Grundlage fir das Ordnungsleitbild der

(sozialen) Marktwirtschaft in Deutschland darstellen.
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Priifschema nach Grossekettler (1987)

Vertragstheoretische Legitimation des Mal3nahmenziels

1.1

1.2

1.3

Prufschritt 1 = hypothetische Rechtfertigung: Erscheint es plausibel, dass sich
aufgeklarte Burger in einer Rawlsschen Urvertragssituation — d.h. bei
schiedsrichterlicher Unabhangigkeit und unter dem ,Schleier der Ungewissheit®
Uber personliche Betroffenheit — auf das Mallinahmenziel einigen wirden?

Priafschritt 2 = Verweis auf konkludentes Verhalten: Gibt es in der Erfahrungswelt
Anzeichen daflir, dass die in Rede stehende Zielsetzung vom Gros aufgeklarter
und unparteiischer Birger geteilt und Verstdlle dagegen als soziale Missstande
aufgefasst wirden?

Teilergebnis 1: Bei positivem Prifergebnis Teilergebnis festhalten und
weiterprifen; negative Ergebnisse werden aussortiert.

Okonomische Legitimation der MaRnahmengestaltung

2.1

2.2

2.3
2.4

2.5

Instrumentenvektor: Ermittlung denkbarer Instrumente zur Zielrealisation.

Instrumentenweise Prifung auf Effektivitat (= Zielkonformitat): Unterstitzt eine
MaRnahme X die Erreichung des gesetzten Ziels richtungsmaRig
(Richtungsbedingung) und ist sie so geartet, dass auch ein quantitativ
befriedigender Zielerreichungsgrad realisiert werden kann (Starkebedingung)? Die
Prifung umfasst auch die Analyse der Auswirkungen der Mallnahme auf andere
Ziele, sei es in positiver oder negativer Auspragung.

Aussonderungsschritt 1: Ineffektive Mittel von der weiteren Prifung ausschlie3en.

Prifung der verschiedenen Instrumente auf die  Erforderlichkeit
(= Ordnungskonformitt®):
Sind mit der Malinahme X
= Eingriffe in die Handlungsfahigkeit von Individuen oder
» zusatzliche Kompetenzen fur staatliche Stellen (abgestuft nach dem
Subsidiaritatsprinzip) oder
= Effekte verbunden, welche das Funktionieren des Marktmechanismus
storen oder wird gegen sonstige Prinzipien aus dem Euckenschen Katalog
verstollen?
Ist das Ausmal} der jeweiligen Ordnungskonformitat auf das zur Zielerreichung
erforderliche Minimum beschrankt und kann es auch durch Justieren des
vorgesehenen Instruments nicht mehr verringert werden (zielbedingte
Minimalintensitat der Ordnungsstérung)?

Aussonderungsschritt: Aussondern aller Instrumente bis auf das mit der absolut
geringsten zielbedingten Minimalintensitat der Ordnungsstérung.

5 Es wird Uberpruft, bei welchem Instrument der Nutzen zur Erreichung des vorgegebenen Ziels mit den niedrigsten
Kosten realisiert wird. Dabei erfolgt der Kostenvergleich qualitativ und indiziengesttitzt, indem die Versté3e gegen
marktwirtschaftliche Prinzipien bewertet werden (vgl. Bender et al. 1999, S. 629).
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2.6 Prifung auf VerhaltnismaRigkeit (= Wirtschaftlichkeit): Steht der Nutzen der
Zielrealisation mit Hilfe der ausgewahlten MalRnahme in einem vernlnftigen
Verhaltnis zu den Zweck- und Transaktionskosten aller Art, die mit dem Einsatz
dieses Instruments verbunden sind?

2.7 Darstellung des Ergebnisses.

Tabelle 1: Ablaufschema zur Beurteilung wirtschaftspolitischer MalBnahmen nach Grossekettler (Grossekettler
1987, S. 16 a)

Euckensche Prinzipien

1. Konstituierende Prinzipien®
1.1 Fundamentalprinzip des umfassenden Strebens nach Konkurrenzpreisen
1.2 Prinzip des Primats der Preisstabilitat

1.3 Prinzip des Offenhaltens der Markte

14 Prinzip der Bevorzugung von Privateigentum als Mittel zur Zuteilung von
Gestaltungsmacht

1.5 Prinzip der wettbewerbskonformen Verwendung von Vertragsfreiheit

1.6 Prinzip der Vermeidung von Haftungsbeschrankungen und der Einheit von

Gestaltungsmacht und Haftung

1.7 Prinzip der Vorhersehbarkeit und Stetigkeit der Wirtschaftspolitik

2. Regulierende Prinzipien’
21 Prinzip der Einddmmung und Korrektur von Marktmacht
2.2 Prinzip der gerechtigkeitsorientierten Korrektur der Einkommensverteilung unter

Berucksichtigung der Auswirkungen auf Investitionen

2.3 Prinzip der Korrektur externer Effekte

24 Prinzip der Korrektur anomaler Angebotsreaktionen

Tabelle 2: Konstituierende und regulierende Prinzipien aus dem Eukenschen Katalog (Grossekettler 1987, S. 12 a)

Ergebnis:

Die Marktanalyse des Marktes von Orphan Drugs zeigt zusammengefasst folgendes Ergebnis:
Die Investitionsbereitschaft von Pharmaunternehmen in die Forschung und Entwicklung von
Orphan Drugs wird hauptsachlich durch den medizinisch-technischen Fortschritt, die

europaische Orphan Drug-Verordnung (insbesondere die Gewahrung der 10-jahrigen

6 Eucken 1990 (1952), S. 254-291.
7 Eucken 1990 (1952), S. 291-304.
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Marktexklusivitat) sowie durch nationale und européische Fdrderprogramme beglnstigt. In
Deutschland ist die Zuganglichkeit von Orphan Drugs flr Patienten im europaischen Vergleich
am hoéchsten, was sich in einer schnellen Verfuigbarkeit und einem breiteren
Erstattungsangebot dieser Arzneimittel widerspiegelt. Es ist naheliegend, dass die hohe
Zuganglichkeit von Orphan Drugs in Deutschland neben dem groRen Absatzpotenzial auch
auf die sechsmonatige freie Preisbildung und die sofortige Erstattungsfahigkeit
zurUckzufuhren ist. Jedoch kdnnte der langfristige Zugang zu Orphan Drugs fur alle Patienten
mit einer seltenen Krankheit in Deutschland gefahrdet sein. Die Begriindung hierfur liegt in der
aktuellen Preisentwicklung flr Orphan Drugs im Zeitverlauf (starker dynamischer
Umsatzwachstum und Kostensteigerungen in den letzten Jahren), der besonderen Attraktivitat
der pharmazeutischen Unternehmer fur bestimmte Indikationsbereiche (v.a. in der Onkologie)
und der endlichen Ressourcen der gesetzlichen Krankenkassen bzw. der Volkswirtschaft
insgesamt. Diese Beobachtung legt nahe, dass sowohl der europadische Rahmen fiir Orphan
Drugs als auch die nationale Preis- und Erstattungspolitik revidiert werden missen, um eine
nachhaltige und bestmdgliche Versorgung aller Patienten mit seltenen Krankheiten zu

gewahrleisten.

Auf der Basis der Marktversagenstheorie lassen sich folgende Marktversagenstatbestande auf
dem Markt fir Orphan Drugs attestieren: das Vorhandensein von Externalitaten (sowonhl
technologische als auch ein psychologischer externer Effekt (Altruismus)), Nichtrationalitat,

Informationsmangel sowie das Vorliegen 6ffentlicher Guter.

Die vertragstheoretische Uberpriifung zeigt, dass eine vertragstheoretische Legitimation fiir
staatliche interventionistische Eingriffe bei den Externalitdten (technologischer und
psychologischer externer Effekt), Nichtrationalitdt, Informationsmangel und im Bereich
offentlicher Guter gegeben ist. Diese Schlussfolgerung basiert auf dem identifizierten
hypothetischen Vertrag und dem Vorhandensein schlissigen, konkludenten Verhaltens in der

Vergangenheit.

Die ordnungsdkonomische Analyse der ermittelten Instrumente zeigt, dass neben den
etablierten Institutionen wie dem Patentschutz und der Offentlichen Foérderung der
Grundlagenforschung drei zusatzliche MaRnahmen zur Behebung der identifizierten
Marktversagen auf dem Orphan Drugs-Markt erforderlich und zugleich wirtschaftlich sind. All
diese Mallnahmen weisen eine zielbedingte Minimalintensitat der Ordnungsstérung auf und
sind zudem verhaltnismafig. Zu den vorgeschlagenen MaRnahmen gehéren: ,Negativanreiz
durch eine Reduktion von ergénzenden Schutzzertifikaten (SPC) bei ,reguldren” Arzneimitteln
und Staffelung der Marktexklusivitdtsdauer®, ,Verlagerung des Zulassungsrisikos in
Haftungsregelungen® und ,Vereinbarung (iber Erstattungsbetrdge zwischen dem GKV-

Spitzenverband und pharmazeutischen Unternehmern, basierend auf einer Nutzenbewertung
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von Orphan Drugs aus einer gesamtgesellschaftlichen Perspektive und einer modifizierten

Form der bisherigen Erstattungsbetragsverhandlung”.
Schlussfolgerung:

Die Identifizierung dieser drei Malnahmen ist entscheidend fir die Ilangfristige
Arzneimittelversorgung von Patienten mit seltenen Krankheiten und beriicksichtigt sowohl die
wirtschaftliche Knappheit als auch das aktuelle gesellschaftliche Werteverstandnis. Die
zugrundeliegende Analyse zeigt zudem, dass das Ziel einer vollstandigen Internalisation des
psychologischen externen Effekts des Altruismus mit den begrenzten Ressourcen der
Kostentrager (gesetzliche Krankenversicherung) und der Volkswirtschaft in Konflikt steht.
Darlber hinaus deutet das Ergebnis darauf hin, dass hohe Forschungs- und
Entwicklungskosten flr kleine und mittlere Unternehmen eine erhebliche Markteintrittsbarriere
darstellen konnten. Daher kann es sinnvoll sein, zusatzlich zu den drei identifizierten
Instrumenten auch staatliche Subventionen bereitzustellen. Aus ordnungspolitischer
Perspektive wird empfohlen, MalRnhahmen zu ergreifen, die die operative und/oder informative
Effizienz des Kapitalmarktes fiir Forschungsprojekte zu seltenen Krankheiten verbessern. Da
gesellschaftliche Werte durch technologische, politische und wirtschaftliche Entwicklungen
einem standigen Wandel unterliegen, sollten die Handlungsempfehlungen als vorlaufig
betrachtet werden. Die wachsende Komplexitat des nationalen und internationalen
Wirtschaftsgeschehens verlangt nach einer angepassten internationalen wirtschaftlichen

Ordnung und betont den Bedarf an weiterflihrender Forschung auf diesem Gebiet.
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