WISSENSBUCH N°03 | WWW.KMSK.CH *., & ' '

o

FORDERVEREIN

FUR KINDER MIT

SELTENEN KRANKHEITEN

THERAPIEN FUR KINDER UND UNTERSTUTZUNG FUR DIE FAMILIEN



EDITORIAL

Manuela Stier

Daniela Schmuki

Prof. Dr. med. Andreas Meyer

IMPRESSUM

Herausgeber

Kinder mit seltenen Krankheiten -
Gemeinnitziger Férderverein
Ackerstrasse 43, 8610 Uster

+41 44 752 52 52

info@kmsk.ch

www.kmsk.ch

www.facebook.com/
kindermitseltenenkrankheiten

Initiantin/Geschéaftsleitung
Manuela Stier
manuela.stier@kmsk.ch

Konzept

Branding, Marketing,

Corporate Design, Social Media
Stier Communications AG, Uster
www.stier.ch

Korrektorat
Syntax Ubersetzungen AG, Thalwil

Druck

Schellenberg Druck AG, Pfaffikon ZH

Auflage 10 000 Expl. deutsch

Titelbild
Petra Wolfensberger

Erscheinungsdatum
Oktober 2020

THERAPIEN FUR KINDER
UND UNTERSTUTZUNG
FUR DIE FAMILIEN

Geschéatzte Leserinnen und Leser

«Wir befinden uns in einem unaufhérlichen Kreislauf aus unzéhligen Thera-
piebesuchen, medizinischen Abklarungen, administrativen Herausforderun-
gen und dem verzweifelten Versuch, ein halbwegs normales Familienleben
aufrecht zu halten. Wir sind mitten in einem Kampf, den wir tédglich zu verlie-
ren drohen.» Solche Worte sind es, die wir immer wieder von Familien héren,
die uns ans Herz gehen und die verdeutlichen: Wir missen diesen Familien
helfen, wir missen sie unterstitzen, ihnen konkrete Hilfestellungen geben
und ihnen zeigen: «wir sind fur euch da!» Aus diesem Grund mdchten wir in
unserem dritten KMSK Wissensbuch «Seltene Krankheiten» aufzeigen, welche
konkreten Unterstitzungsmdglichkeiten es im Alltag gibt, welche Therapie-
formen sich bei betroffenen Familien bewéahrt haben und wo sie sich Hilfe
holen kdnnen, wenn der Durchblick im administrativen Dschungel verloren
geht. Denn immer wieder horen wir, dass betroffene Familien falsch oder gar
nicht Gber Unterstitzungsmdglichkeiten informiert werden, obschon das An-
gebot vorhanden ist.

Die betroffenen Familien gewahren auch im dritten KMSK Wissensbuch einen
authentischen Einblick in ihren Alltag: Sie zeigen auf, was sie beschéaftigt,
mit welchen Herausforderungen sie sich konfrontiert sehen und wo sie sich
mehr Unterstiitzung wiinschen. Demgegeniiber stehen Arzte, Therapeuten und
Fachpersonen, die sich in unseren Interviews kompetent zu den verschiede-
nen Themen dussern und konkrete Hilfsmassnahmen aufzeigen.

Die Dialoggruppen des dritten Wissensbuches sind (neu) betroffene Familien,
Gynédkologen, Hebammen, Kinderarzte, Hauséarzte, Spezialédrzte wie Geneti-
ker, Augen- und Ohrenéarzte, Therapeuten, Psychologen, Spitalpersonal, Kran-
kenversicherer, Gesundheitspolitiker, Lehrer, Forschende an Hochschulen,
Pharmamitarbeitende, IV-Mitarbeitende, Medien und die breite Offentlich-
keit. Ihnen wollen wir mehr Wissen und Verstandnis zum Thema «Seltene

Krankheiten bei Kindern» vermitteln.

Mit dem dritten Wissensbuch setzen wir wiederum ein Zeichen fir die rund
350 000 betroffenen Kinder und Jugendlichen in der Schweiz und hoffen,
dass wir damit noch mehr Wissen und Verstédndnis schaffen kénnen. Fir all die
kleinen Patienten, ihre Eltern und ihre Geschwister.
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RASANTE VERDOPPLUNG

DES MEDIZINISCHEN GRUNDWISSENS

HILFT BETROFFENEN

Als Geschaftsfuhrer der Vereinigung Pharmafirmen in der Schweiz (vips) vertritt Ernst Niemack

67 Pharmafirmen. Zudem ist er zustandig fir den Vorstandsausschuss Seltene Krankheiten, in

welchem ein regelméssiger Austausch zum Thema stattfindet. Im Interview geht Ernst Niemack

darauf ein, weshalb die Thematik auch strategisch sehr wichtig fir die vips ist.

Ernst Niemack
Geschaftsfuhrer, vips
Vereinigung Pharmafirmen
in der Schweiz

Die vips hat kiirzlich eine Broschire
zum Thema seltene Krankheiten
herausgegeben. Hat der Stellen-
wert von seltenen Krankheiten
Ihrer Ansicht nach in den letzten
Jahren zugenommen? Ja, wir haben
festgestellt, dass es viele ver-
schiedene Broschiren zum Thema
gibt. Jedoch haben alle folgenden
Fokus: Ein betroffener Patient mit
seiner Familie wird sehr emotional
portratiert. Es gibt praktisch keine
Publikation, welche die Problematik
fachlich aufarbeitet und mit Zahlen
und Studien kurz und bindig doku-
mentiert. Die Broschire der vips ist
nicht in erster Linie fur Betroffene
gedacht, sondern fir Entscheidungs-
tréager wie Politiker oder Vertreter
von Krankenkassen. Ihnen, wie auch
den Journalisten, konnen wir mit
Fakten und Zahlen das Thema naher
erlautern. So haben wir die Broschire
etwa an =zahlreiche Neupolitiker
und Medienschaffende verschickt.
Dass der Stellenwert der seltenen
Krankheiten so stark gestiegen ist,
haben wir auch dem medizinischen
Grundwissen zu verdanken. 1950
brauchte es noch fiinfzig Jahre, bis
sich das medizinische Grundwissen
verdoppelt hatte. 1980 waren es
noch sieben Jahre und heute dauert
es nur noch gerade 73 Tage. Die Ent-
wicklung ist deshalb in allen Berei-
chen rasend schnell. Es gibt immer
mehr personalisierte Medizin und
intensivere Forschung, gerade auch
fur seltene Krankheiten. Entspre-
chend grdosser ist der Outcome. So
erwarten wir in den nachsten Jahren

beispielsweise 1800 neue Krebsme-
dikamente, die immer spezifischer
eingesetzt werden kénnen.

Die Entwicklung von Medikamenten
fir seltene Krankheiten ist sehr
teuer und der Absatzmarkt ist klein.
Lohnt es sich fir Pharmafirmen tber-
haupt, in die Entwicklung von Medi-
kamenten gegen seltene Krankheiten
zu investieren? Ob es sich lohnt,
ist immer schwierig zu sagen, da
es sich dkonomisch um eine hoch-
riskante Forschung handelt. Bei der
Medikamentenentwicklung entsteht
aus 10 000 gefundenen Substanzen
nur ein marktreifes Medikament,
wobei dies 10 bis 15 Jahre dauert
und zwischen 1 bis 2.5 Milliarden
Franken kostet. Von 10 Substan-
zen, die in die klinischen Studien
kommen, wird schlussendlich nur 1
Medikament zugelassen. Zusé&tzlich
ist zu beachten, dass nur jedes dritte
Medikament gegen seltene Krank-
heiten, das auf den Markt kommt, die
Forschungskosten wieder einspielt.
Daraus kann man erkennen, wie
schwierig die Preisgestaltung sein
kann. Im Jahr 2012 waren lediglich
127 aller Biotech-Firmen rentabel.
Viele kleinere Biotech-Unternehmen
werden deshalb von einem grossen
Player gekauft.

Kénnen Sie uns noch etwas mehr
zum Vorgehen bei der Forschung im
Bereich seltene Krankheiten sagen?
Zentral bei der Forschung ist, die
Wirkung und allfallige unerwiinschte
Wirkungen zu belegen. Dies ge-
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schieht mittels Studien. Erst dann
kann eine Zulassung und ein Preis
fur das Medikament erteilt werden.
Bei der Forschung fur «herkdmmli-
che» Medikamente beispielsweise
Bluthoch-
druck finden Studien sehr breit statt.
Man findet relativ leicht 10 000
Menschen, die an einer Studie teil-

im Zusammenhang mit

nehmen kdénnen. Bei Medikamenten
gegen seltene Krankheiten dagegen,
gibt es oft nur sehr wenige geeignete
Patienten, weshalb solche Studien
nur an ausgewahlten spezialisierten
Zentren durchgefiihrt werden kénnen.

Findet die Forschung auch unterneh-
mensibergreifend statt? Einen Aus-
tausch gibt es vorwiegend dann, wenn
ein Joint Venture vereinbart wird,
was auch zusammen mit einer Univer-
sitédt geschehen kann. Oftmals aber
forschen viele kleine und grosse
Biotech-Firmen individuell, denn
die Forschung ist ein Wettrennen,
wer zuerst die Marktreife erreicht.
Eine Zusammenarbeit gibt es aber
auch bei Studien und natirlich bei
der Registerfihrung. Wenn mehrere
Firmen in einem Forschungsgebiet
tatig sind, wird oft ein sogenann-
tes Register gefihrt. So entstehen
Erkenntnisse, von denen alle profi-
tieren konnen. Beispielsweise ver-
folgt eine Firma einen spezifischen
Ansatz, eine zweite Firma einen
anderen. Dank des Registers erkennt
man Muster, sodass ein gemeinsames
Vorgehen effizienter sein kdnnte.

Wir bei der vips kimmern uns um
geeignete Rahmenbedingungen, so
dass Forschung und Finanzierung
Uberhaupt méglich sind. Wir sorgen
aber auch dafir, dass Medikamente
fur die Patienten verfiigbar sind. In
Deutschland hat der Patient auf 96 %
der gesamthaft verfigbaren Produkte
Zugriff. In der Schweiz sind es nur
gerade mal 437%.. Dies bedeutet, dass

«Patienten in der Schweiz haben nur auf 437

der verfiigbaren Medikamente Zugriff.»

das Medikament zwar zugelassen ist,
aber nicht von der Kasse ibernommen
wird. Mit Artikel 71 lasst sich eine
Vergitung im Einzelfall erwirken.
Dabei handelt es sich um einen
Antrag im Einzelfall damit die Kos-
ten fur das Medikament dennoch von
der Krankenkasse Ubernommen wer-
den, auch wenn das Medikament nicht
auf der Spezialitatenliste steht. Wie
man sich denken kann, entstehen so
sehr grosse Unterschiede in der Ver-
fugbarkeit der Medikamente fir die
Patienten. Hier kommen wir ins Spiel
und versuchen, fir den Patienten Gber
die Schweiz hinweg einen gleich-
berechtigten Zugang zu Medikamen-
ten zu erzielen. Dies ist verbunden
mit sehr viel politischer Arbeit,
sehen wir uns doch als Drehscheibe
zwischen Swissmedic und dem BAG,
Politikern, Mitgliedern und Medien.

Medikamente fir die Behandlung

von seltenen Krankheiten werden
also nicht generell durch die IV oder
Krankenkasse (bernommen, obschon
dies fur betroffene Familien so
wichtig ware. Wie erfolgt denn eine
Kassenzulassung? Jede Pharmafirma
hat das Bestreben, ihr Produkt kas-
senzuldssig zu machen. Dazu wird
ein Antrag beim BAG gestellt, wor-
aufhin dieses theoretisch innerhalb
von 60 Tagen Uber die Zulassung
entscheiden musste. In der Praxis
kann dieser Entscheid aber bis zu
zehnmal langer dauern. Dies ist sehr
einschrankend, da das Produkt ent-
sprechend erst Uber Jahre verspatet
vergltet wird. Mit Artikel 71 kann
dies zwar Uberbrickt werden, jedoch
schafft man damit eine Situation,
in der man fiur ein Medikament von
Kasse zu Kasse und von Patient zu
Patient unterschiedliche Beurtei-
lungen in Kauf nehmen muss. Es
kann durchaus vorkommen, dass beim
Ubertritt ins Erwachsenenalter fir

eine Therapie gegen ein Geburtsge-

ERNST NIEMACK

brechen auf Grund unterschiedlicher
Sozialsysteme die Behandlung von
der Krankenkasse nicht mehr bezahlt
wird und es zu einem Unterbruch der
Therapie kommt. Deshalb sind wir
aktuell dabei, zusammen mit dem
BAG neue Wege zu suchen - sowohl
bei der Vergltung im Einzelfall wie
auch bei der Aufnahme in die Spezia-
litatenliste.

Kann die Forschung im Bereich sel-
tene Krankheiten auch Auswirkungen
auf Medikamente fir nicht seltene
Krankheiten haben? Durchaus gibt
es hier einen stimulierenden Effekt.
Sowohl bei den Substanzen wie auch
bei den Technologien. Es gibt aber
auch den umgekehrten Fall: Man hat
ein Produkt fir eine Indikation X
entwickelt, stellt dann aber fest,
dass es noch wirksamer ist fir eine
seltene Krankheit.

Was kdnnen Pharmafirmen im Umgang
mit seltenen Krankheiten nebst den
Medikamenten sonst noch beitragen?
Pharmafirmen kénnen direkt oder
Uber den Verband im Sinne der Auf-
klarung das Bewusstsein fir seltene
Krankheiten fordern. Beispielsweise
in Gesprachen mit Politikern oder
Medien, wo ein einzelner Patient zu
wenig Gehor findet. Es ist aber wich-
tig zu verstehen, dass Pharmafirmen
zwar die Allgemeinheit aufklaren
diarfen, aber keine direkte Kommu-
nikation mit den Patienten erlaubt
ist. Dies wird als verbotene Wer-
bung ausgelegt. Deshalb unterstit-
zen viele Pharmafirmen unabhéngige
Stiftungen, die sich produkte-neu-
tral engagieren. Hier fliessen Ub-
rigens jahrlich hohe Summen in die
Stiftungen, welche letztlich versu-
chen, ohne kommerzielle Interessen
die Gesamtsituation zu verbessern.

INTERVIEW: RANDY SCHEIBLI



