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Vorwort

Das System der gesetzlichen Krankenversicherung erfasst etwa 90 % der deutschen
Biirger. In diesem System werden ca. 200 Mrd. Euro fiir Gesundheitsleistungen aus-
gegeben. Davon entfallen 30 Mrd. Euro auf Arzneimittel. Nach Abzug der Mehrwert-
steuer und der Margen fiir Groflhandel und Apotheken erhalten pharmazeutische
Unternehmen etwa 20 Mrd. Euro. Dieser Arzneimittelmarkt ist zweigeteilt in solche
Arzneimittel, die dem Festbetragssystem unterliegen, also sehr haufig Generika, und
solche Arzneimittel, die noch geschiitzt sind und daher in der Vergangenheit die Preise
noch weitgehend frei bilden konnten. Im generischen Markt indes tobt ein ruinoser
Wettbewerb. Krankenkassen erklaren offentlich, dass sie fiir viele Priaparate bei Aus-
schreibungen 100 % Rabatt auf den Nettopreis erhalten. Unternehmen stellen sich
diesem ruindsen Wettbewerb, weil durch die Zwangssubstitution der Apotheken zu-
gunsten von wirkstoffgleichen, aber rabattierten Arzneimitteln extrem grofle Markt-
volumina binnen kiirzester Zeit neu verteilt werden. Dies bedeutet, dass mit Wegfall
des Schutzes fiir das Originalarzneimittel generische Préparate binnen Wochen 90 %
des Marktes tibernehmen, ndmlich den, der vom System der gesetzlichen Kranken-
kassen abgedeckt ist.

Man kann daher die Bedeutung des Schutzes geistigen Eigentums an Arzneimitteln
kaum tiberschitzen. In der Diskussion wird jedoch nicht unterschieden zwischen der
Art des Schutzes, dem Arzneimittel unterliegen. Es bedarf daher einer klaren Abgren-
zung zwischen Patenten, Schutzzertifikaten, der Marktexklusivitat fiir Orphan-Arznei-
mittel und dem Unterlagenschutz fiir das Dossier, das Originatoren in der Zulassung
einreichen. Die Schutzarten unterscheiden sich grundlegend und bedingen teilweise
einander, wie z.B. das Schutzzertifikat und das Patent. Die erste Zulassung wiederum
in der EU ist Ausgangspunkt firr die Berechnung der Schutzfristen.

Eine weitere besondere Bedeutung erhalt der Unterlagenschutz dadurch, dass inzwi-
schen im System der frithen Nutzenbewertung nach dem Sozialgesetzbuch V fiir
Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen die Dauer der Neuartigkeit einer Wirksubstanz
nach den Regeln des Unterlagenschutzes zu bestimmen ist. Es ergibt sich damit eine
wichtige neue Interaktion zwischen Arzneimittelrecht und dem Sozialgesetzbuch V.

Anliegen dieses Buches ist es, zundchst das System der Zulassung in der Européischen
Union kurz zu analysieren und mit Blick auf den Unterlagenschutz zu charakterisie-
ren. Das grundlegende Verstindnis des Zulassungssystems ist Voraussetzung fiir die
verschiedenen Schutzarten nach dem Arzneimittelrecht und dem Patentrecht.

Das Buch schafft daher eine Grundlage fiir die effiziente Kommunikation und das
Projektmanagement in pharmazeutischen Unternehmen. Klassischerweise befasst sich
mit Fragen des Schutzes geistigen Eigentums die Patentabteilung. Die Optionen fiir
den Unterlagenschutz und fiir die Schutzzertifikate kann jedoch nur effizient nutzen,
wer kluge Zulassungsstrategien entwickelt. Das Verfahren der frithen Nutzenbewer-
tung ist fiir neue Arzneimittel von ganz entscheidender Bedeutung und zwar nicht nur
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fur Deutschland. In tiber 50 Landern wurde jedenfalls in der Vergangenheit mittelbar
oder unmittelbar (auch) auf den deutschen Preis referenziert. Es ergibt sich damit ein
Domino-Effekt fiir sehr viele andere Linder. Man kann daher das Arzneimittelneu-
ordnungsgesetz - AMNOG - auch als deutschen Beitrag zur Ddmpfung der Kosten im
weltweiten Gesundheitssystem werten. Eine Kooperation zwischen Zulassung, Market
Access und Patentabteilung begleitet von den Juristen der Rechtsabteilungen ist daher
unabdingbar fiir eine kluge und effiziente Produktentwicklung und Vermarktung.
Aber auch fiir die Behérden und das System der gesetzlichen Krankenversicherung
stellen sich neue Herausforderungen. Unter der Bezeichnung ,Health Technology
Assessment — HTA“ beginnt man in Europa die Frage der Preisbildung von Arznei-
mitteln und gesundheitlichen Dienstleistungen zu ermitteln. Die européische Zulas-
sungsbehorde EMA und die nationalen Zulassungsbehérden, wie in Deutschland das
BfArM und Paul-Ehrlich-Institut, kooperieren inzwischen mit dem Gemeinsamen
Bundesausschuss, z. B. bei Fragen der frithen wissenschaftlichen Beratung bei der
Gestaltung von Studien. Das Zulassungsdossier ist die Basis fiir die Bewertung des
Nutzens. Die neue Dimension ist jedoch im SGB V der Zusatznutzen, zu dem sich das
Zulassungssystem nicht dufSern muss. Dennoch werden grofle Studien fiir neue Sub-
stanzen nur einmal durchgefiihrt. Im Idealfall sollten sie den Anforderungen beider
Systeme geniigen. Auch hier zeigt sich, dass die Kooperation zwischen Zulassungs-
und HTA-Einrichtungen unabdingbar ist.

Die Autoren hoffen, mit dem vorliegenden Werk eine geeignete Grundlage fiir diese
Kooperation in Unternehmen und zwischen Behorden zu schaffen.

Bonn, im Mai 2014 Prof. Burkhard Striter
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Rahmenbedingungen fiir den Schutz des
Zulassungsdossiers

Die Charta der Grundrechte der Européischen Union stellt in Art. 17 das Eigentum
unter besonderen Schutz. Absatz 1 stellt klar:

Jede Person hat das Recht, ihr rechtméaflig erworbenes Eigentum zu besitzen,
zu nutzen, dariiber zu verfiigen und es zu vererben. Niemandem darf sein
Eigentum entzogen werden, es sei denn aus Griinden des offentlichen Inte-
resses in den Fillen und unter den Bedingungen, die in einem Gesetz vor-
gesehen sind, sowie gegen eine rechtzeitige angemessene Entschadigung fiir
den Verlust des Eigentums. Die Nutzung des Eigentums kann gesetzlich
geregelt werden, soweit dies fiir das Wohl der Allgemeinheit erforderlich ist.

Artikel 17 Abs. 2 schafft eine ausdriickliche Konkretisierung fiir den Schutz geistigen
Eigentums. Die Bestimmung lautet:

Geistiges Eigentum wird geschiitzt.
(Amtsblatt der Européischen Union vom 30.03.2010 C83/395)

Dies ist keine Absichtserklarung. Sie hat vielmehr den gleichen Rang wie die EU-
Vertrige und ist damit verbindliches Recht. Dies stellt Art. 6 Abs. 1 des Vertrages tiber
die Europdische Union — EUV - klar.

Die Union erkennt die Rechte, Freiheiten und Grundsétze an, die in der
Charta der Grundrechte der Européischen Union vom 7. Dezember 2000
in der am 12. Dezember 2007 in Strasbourg angepassten Fassung niedergelegt
sind; die Charta der Grundrechte und die Vertrige sind rechtlich gleich-
ranging.

(Amtsblatt der Européischen Union vom 30.03.2010 C83/19)

Das Grundrecht auf Eigentum wirkt damit nicht nur in der Rechtsprechung des
Européischen Gerichtshofs ,,aus gegebenem Anlass“. Die Bedeutung fiir Europa ist
vielmehr durchaus dem Verfassungsrang der Grundrechte in den Mitgliedstaaten fiir
die Europdische Union vergleichbar.

Artikel 17 Abs. 1 schafft den Gesetzesvorbehalt, wie wir ihn auch in Art. 14 des Grund-
gesetzes flir das Grundrecht auf Eigentum kennen. Art. 10 der Richtlinie 2001/83/EG
und Art. 14 der Verordnung (EG) Nr. 726/2004 konkretisieren den Schutz geistigen
Eigentums auf der Grundlage einer sorgfiltigen Abwégung der betroffenen Interessen.

Der Schutz geistigen Eigentums hat an Bedeutung gewonnen, nicht nur in den so-
genannten ,,Emerging Markets“ wie China, Indien, Brasilien und Russland, sondern
auch in Europa und in den Vereinigten Staaten. Mafinahmen zur Kostendimpfung
haben zu einer konsequenten Férderung des generischen Marktes gefithrt. In der
Amtlichen Begriindung zur Richtlinie 2004/27/EG, dort Erwdgungsgrund 14, wurde
dies zum ausdriicklichen Ziel der sogenannten ,,Future Medicine Legislation“ gemacht.
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In Umsetzung dieser Ziele ist auch in der Bundesrepublik eine Zulassungspraxis
gewachsen, die gerade in jiingerer Zeit durch wegweisende Entscheidungen des Ver-
waltungsgerichts Kéln und des Oberverwaltungsgerichts des Landes Nordrhein-West-
falen eine Korrektur erfahren hat.

Im Bereich der Forderung der padiatrischen Forschung werden die Regelungen zum
Schutz geistigen Eigentums genutzt, um pharmazeutische Unternehmen fiir die For-
schung in diesem Therapiegebiet zu belohnen. Hierbei werden sowohl die Mittel des
Patentrechts wie die Marktexklusivitdt fiir sogenannte Orphan Drugs als auch der
Schutz von Zulassungsunterlagen fiir padiatrische Zulassungen genutzt. Um das Ge-
samtsystem zu verstehen, bedarf es einleitend der Erlduterung einiger Grundlagen des
Zulassungsrechts, insbesondere einer Charakterisierung der Arten von Zulassungs-
antrdgen, weil diese unterschiedliche Arten von Schutzmechanismen auslosen.

I. Arten von Zulassungsantragen - rechtlicher Status’
1. Vollstandige Antrage

Bei der Entwicklung neuer Substanzen ist der sogenannte vollstandige, alleinstehende
Antrag die Regel. Dieser besteht im Wesentlichen aus drei Teilen, nimlich dem Nach-
weis der pharmazeutischen Qualitat, der toxikologischen Unbedenklichkeit und der
klinischen Wirksamkeit. Voraussetzung fiir die Zulassung ist nicht, dass eine Uberle-
genheit gegeniiber existenten Therapiealternativen nachgewiesen ist. Diese sogenannte
vierte Hiirde wird erst bei der Preisbildung wirksam. Dies hat gerade in Deutschland
als einem der wichtigsten Miérkte der Welt besondere Bedeutung gewonnen. Das
Arzneimittelneuordnungsgesetz (AMNOG) verlangt ausdriicklich schon bei Markt-
einfiihrung den Nachweis eines Zusatznutzens im Vergleich zu Alternativen, wenn ein
hoherer Preis beansprucht wird. Wirksam wird die Preisregulierung allerdings erst
zwolf Monate nach dem erstmaligen Inverkehrbringen.

2. Generische Antrage

Der erhebliche Umfang eines vollstindigen Zulassungsdossiers erfihrt eine dramati-
sche Reduktion im Falle sogenannter generischer Antrage. In diesen muss lediglich die
pharmazeutische Qualitédt eigenstindig nachgewiesen werden. In Fragen der Wirk-
samkeit und Unbedenklichkeit wird vollstindig auf das Dossier des Originators Bezug
genommen. Es bedarf lediglich des Nachweises der Aquivalenz. Bei systemisch wirk-
samen Préparaten wird dieser Nachweis durch sogenannte Biodquivalenzstudien er-
bracht. Diese werden auch ,,Bridging Studies genannt, weil sie die Briicke fiir die
Extrapolation zum Dossier des Originators bilden. Sie werden in der Regel an ca. 30
gesunden Probanden durchgefiihrt. Die Kosten liegen in der Regel deutlich unter
500.000 Euro. Wegen des hohen Wertes des in Bezug genommenen Dossiers hat
der Gesetzgeber zugunsten des Originators Schutzfristen geschaffen, die von den
Behorden und generischen Antragstellern beachtet werden miissen.

! Vgl. dazu umfassend die Veréffentlichung der EU-Kommission ENTR/F2/BLD(2002), Revision 3, Notice
to Applicants, Vol. 2A, Chap. 1, No. 5.3: 23ff.



Verordnung der Europaischen Union tiber
Kinder-Arzneimittel

Bedeutung fiir die Entwicklung neuer und die Weiterentwicklung
bekannter Arzneimittel
System der Belohnung von Forschung in der Padiatrie

l. Einfihrung - Entstehungsgeschichte

Die Arzneimittelversorgung in der Padiatrie in der Europdischen Union ist beklagens-
wert. Untersuchungen zur Vorbereitung des Gesetzgebungsverfahrens haben ergeben,
dass nur etwa 50 % der eingesetzten Arzneimittel fiir die jeweilige Behandlung nach
den arzneimittelrechtlichen Vorschriften zugelassen sind. Dieser sogenannte ,,Off-
Label-Use® nimmt dramatisch zu mit abnehmendem Alter der Kinder. Bei der Be-
handlung von Neonaten erreicht er fast die 100 %-Grenze. Bei Kindern im heran-
wachsenden Alter nihert er sich der Quote, die bei Erwachsenen wiblich und etabliert
ist. Besonders dramatisch ist die Situation in der Onkologie. Lediglich zwei Zytostatika
sind fiir wenige Tumorarten zugelassen. Der Off-Label-Use in der Kinder-Onkologie
wird auf deutlich iiber 90 % geschatzt.3%3! Die Pddiater miissen in téglicher Praxis mit
dieser Situation umgehen und bemiithen sich nach Kriften. Sie sind jedoch bei der
Einschitzung und Diagnosestellung auf Extrapolationen angewiesen, die sich auf die
Anwendung bei Erwachsenen stiitzen. Dosisfindungen werden nicht selten nach der
Kilogramm-Korpergewicht-Relation erstellt. Dies kann jedoch fatale Folgen haben,
wenn Kinder bestimmte Wirksubstanzen schlechter resorbieren. Hier ist dann keine
Dosissenkung, sondern eine Dosissteigerung gefordert. Wie soll sich der Kinderarzt
orientieren, wenn valide Dosisfindungsstudien und andere Erkenntnisse tiber den
Wirkungsmechanismus einer Substanz bei Kindern fehlen?3% 333435

30 The European Paediatric Initiative: History of the Paediatric Regulation, EMA, London, 11. Jul. 2007,

Doc.-Ref.: EMEA/17967/04 Rev. 1.

Development of Paediatric Medicines: Pharmaceutical Development. Points to Consider, WHO QAS/
08.257, Februar 2008, Restricted.

Hulpke-Wette M. Arzneimitteltherapie und Arzneimittelpriifung bei Kindern und Jugendlichen. ZME
(2005) 51, 182-191.

Seyberth HW. Paradigmenwechsel in der padiatrischen Arzneimittelanwendung. Monatsschr Kinder-
heilkd (2008) 156, 791-797.

Seyberth HW, Brochhausen C, Kurz R. Probleme der padiatrischen Pharmakotherapie und deren interna-
tionale Losungsansatze, Monatsschr Kinderheilkd (2002) 150, 218-225.

35 Vgl. auch Erwdgungsgrund 3 der Verordnung (EG) Nr. 1901/2006.
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1. Ursachen fir den Off-Label-Use

Was ist die Ursache fiir diesen Mangel an evidenzbasierten Studien in der Péidiatrie?
Ganz mafigeblich dazu beigetragen hat sicher das falsche Verstindnis von der kli-
nischen Priifung als ,,Experiment®. Teilnehmer an Studien wurden teilweise auch in
der offentlichen Darstellung als ,,Versuchskaninchen® missverstanden, die sich fiir die
experimentelle Anwendung von Arzneimitteln zur Verfiigung stellen. Aus falsch ver-
standenen ethischen Erwagungen und in Unkenntnis der Schutzvorschriften fir die
klinische Priifung will man Kinder den Risiken eines solchen Experiments nicht
aussetzen. Kinder sind sicher eine besonders vulnerable Patientengruppe, die beson-
deren Schutzes bedarf. Dies kann jedoch nicht dadurch erreicht werden, dass auf
evidenzbasierte Erforschung der Anwendung von Arzneimitteln verzichtet wird. Die
fatale Folge ist der beschriebene Off-Label-Use, der letztendlich auf dem Prinzip von
»Trial and Error® beruht und gegeniiber der Aussagekraft von fundierten Studien im
Erkenntnisgewinn fatale Fehler generieren kann.® Die Padiater sind nicht zu benei-
den. Sie zeigen hohe Verantwortung in der Therapie von Kindern, miissen ihre Ent-
scheidungen jedoch letztlich auf Annahmen stiitzen, die nicht wissenschaftlich fun-
diert sind. Nicht selten werden auf wissenschaftlichen Kongressen durch Konsensus-
Statements fehlende Daten ersetzt. Dieses Prinzip ist verstiandlich, weil ein Standard
gesetzt werden muss, an dem sich die tagliche Praxis der Padiater orientiert kann. Dem
Vorwurf, kunstfehlerhaft zu therapieren, wird dadurch vorgebeugt. Ein legitimer
Schutzmechanismus fiir die betroffenen Kinderirzte. Der Erkenntnisstand wird indes
dadurch nicht gesteigert.

Das Institut fiir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) oder
vergleichbare Einrichtungen in anderen Europdischen Mitgliedsstaaten, z.B. das Na-
tional Institute of Health and Care Excellence (NICE) in Groflbritannien, miissten
nach ihren Maf3stiben zum evidenzbasierten Nachweis der Wirksamkeit und des
Nutzens von Arzneimitteln in der Padiatrie weitgehend eine Verordnung zu Lasten
der Gesetzlichen Krankenkasse ablehnen. Die Krankenkassen kennen diese Situation
und akzeptieren die Verordnung auch im Off-Label-Use bei Kindern, weil andernfalls
die Versorgung der besonders vulnerablen Gruppe von Patienten nicht gewahrleistet
ware.

2. Ursachen fiir die Forschungsdefizite

a) Vorbehalte gegen klinische Forschung bei Kindern

Eine der wesentlichen Ursachen liegt sicherlich in dem bereits geschilderten Verstind-
nis der Kklinischen Priifung als Experiment. Diese weit verbreitete Auffassung schaftt
Rahmenbedingungen fiir die Forschung, in denen klinische Priifungen nur sehr
schwer durchgefithrt werden konnen. Die Richtlinie 2001/20/EG und die Kommis-

36 Seyberth HW, Brochhausen C, Kurz R. Probleme der pidiatrischen Pharmakotherapie und deren interna-
tionale Losungsansitze. Monatsschr Kinderheilkd (2002) 150, 218-225; Seyberth, Paradigmenwechsel in
der padiatrischen Forschung. Monatsschr Kinderheilkd (2008) 156, 791f., vgl. auch Fufinote 35.



Arzneimittel fiir seltene Leiden - Situation
in der EU

l. Einleitung

Bereits die Bezeichnung der Leiden als seltene zeigt, dass die Verbreitung dieser -
héufig sehr schwerwiegenden — Erkrankungen gering ist. Dies schafft fir die betrof-
fenen Patienten schwierige Bedingungen, weil das Marktpotenzial wegen der geringen
Verbreitung der Erkrankungen klein ist. Ein ,,Return on Investment® ist daher bei den
tblichen Preisen fiir Arzneimittel nicht zu erwarten. Dies erklart, warum pharmazeu-
tische Unternehmen die Forschung bei solchen Erkrankungen - jedenfalls in der
Vergangenheit — vernachlédssigt haben”® und die Patienten zu Orphans, d.h. zu Waisen
der Medizin wurden.

Eine weitere Ursache liegt darin, dass 50 % der Patienten, die an einer seltenen
Krankheit leiden, unter 19 Jahre alt sind.”® Die schwerkranken Kinder erreichen hiufig
das Erwachsenenalter nicht, weil Behandlungsoptionen fehlen. Die Gruppe der Kinder
ist vulnerabel und kann daher zu Recht einen hohen Schutz beanspruchen.”” Dies
erschwert jedoch die Durchfithrung klinischer Studien, weil die Akzeptanz fiir solche
Studien niedrig ist, obwohl gleichzeitig dringender Forschungsbedarf besteht.

Diese Rahmenbedingungen haben bewirkt, dass fiir die betroffenen Patienten entwe-
der gar keine Behandlungsoptionen bestehen oder sie mit Arzneimitteln behandelt
werden, die fiir die spezielle seltene Erkrankung nicht zugelassen sind. Dieser soge-
nannte Off-Label-Use birgt naturgemafd Risiken, die jedoch in Kauf genommen wer-
den miissen, um iiberhaupt Therapiemdoglichkeiten zur Verfiigung zu haben. Fiir die
gesetzlichen Krankenversicherungen bedeutet dies, dass in der Regel abweichend von
den gesetzlichen Vorgaben des SGB V und Rechtsprechung des Bundessozialgerichts
die Kosten fiir den Off-Label-Use bei Kindern tibernommen werden. Die Verlockung
ist daher fir den pharmazeutischen Unternehmer grof3, sich dieses Marktsegment
ohne Investitionen zu erschlieffen.”

Zum uberwiegenden Teil ist jedoch dieser Vorwurf gegen die pharmazeutischen
Unternehmer nicht gerechtfertigt, weil die Patientenzahl und dadurch bedingt der

75 Erwigungsgrund 5 der Verordnung (EG) Nr. 141/2000; Kiigel W. in: Terbille M. Miinchener Anwalts-
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1640.
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Markt so Kklein ist, dass die Unternehmen kein Interesse haben, sich in diesem Bereich
tiberhaupt zu engagieren und dieses Marktsegment schlicht vernachlassigen.”

In den 1990er Jahren haben einzelne Mitgliedstaaten der EU Initiativen zur Losung des
Problems entwickelt. Der dadurch eréffnete Markt war jedoch nicht grof$ genug, um
das Interesse von pharmazeutischen Unternehmen zu finden.

Es war daher konsequent, dass das Europidische Parlament und der Rat am 16. De-
zember 1999 die Verordnung (EG) Nr. 141/2000 tiber Arzneimittel fiir seltene Leiden
beschlossen haben.®® Ziel der Verordnung ist es, zum einen eine Verpflichtung zur
Forschung fiir Arzneimittel zur Behandlung von seltenen Leiden zu schaffen, und zum
anderen gleichzeitig ein Anreizsystem zu etablieren, das es den Unternehmen erleich-
tern soll, diese Verpflichtung auch zu erfiillen. Vorbild fiir die europiische Regelung
waren die US-amerikanischen Vorschriften, die seit Mitte der 1990er Jahre bestehen.8!
Die europdische Regelung iibernimmt Teile der amerikanischen Regelungen jedoch
hiufig in abgewandelter Form.8?

Il. Interaktionen zwischen Orphan Medicinal Products
und padiatrischen Arzneimitteln

Arzneimittel fiir seltene Leiden werden nach der Prévalenz der Erkrankung definiert.
Von einem ,,Orphan Medicinal Product® ist die Rede, wenn nicht mehr als finf von
10.000 Personen an dieser Erkrankung leiden.®?

Ein genetischer Ursprung einer Orphan-Erkrankung wird in etwa 80 % der Fille
vermutet.3* Daher sind tiberproportional hiufig Kinder und Neugeborene die betrof-
fenen Patienten.®> Aus diesem Grund werden etwa 50 % der Arzneimittel, die eine
Ausweisung als ,,Orphan Medicinal Product® erhalten, spiter fiir die Padiatrie zuge-
lassen.®¢ Die Ursache dafiir ist, dass Kinder mit solch schwerwiegenden Erberkran-
kungen haufig das Erwachsenenalter nicht erreichen.3* Arzneimittel fiir seltene Leiden
haben daher im Bereich der Padiatrie eine besondere Bedeutung.
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Vergleich zum System der Schweiz fiir Orphan-
und padiatrische Arzneimittel

Arzneimittel bediirfen in der Schweiz, bevor sie in den Verkehr gebracht werden
konnen, einer nationalen Zulassung. Diese Zulassung wird von Swissmedic, dem
schweizerischen Heilmittelinstitut erteilt. Das Institut ist die Zulassungs- und Kon-
trollbehorde fiir Heilmittel in der Schweiz mit Sitz in Bern.

Die europiische Zulassung eines Arzneimittels durch die EU-Kommission entfaltet
zugunsten des Pharmaunternehmers in der Schweiz keine rechtlich bindende Wir-
kung. Ungeachtet dessen werden gemif3 Art. 26 Abs. 2 Verordnung des Schweizeri-
schen Heilmittelinstituts iiber die vereinfachte Zulassung von Arzneimitteln und die
Zulassung von Arzneimitteln im Meldeverfahren (VAZV) im schweizerischen Zulas-
sungsverfahren Dokumentation und Unterlagen ausldndischer Zulassungsverfahren
beriicksichtigt, wenn diese Lander {iber ein der Schweiz vergleichbares Arzneimittel-
tiberwachungssystem verfiigen. Ferner besteht gemédf3 Art. 5a VAM (Arzneimittelver-
ordnung) ein verkiirztes Zulassungsverfahren fiir bereits im Ausland zugelassene
Arzneimittel.

Die Schweiz nimmt am freien Warenverkehr mit Arzneimitteln in der EU und im
EWR nicht teil. Der eidgendssische Gesetzgeber hat aber das schweizerische Heil-
mittelgesetz (HMG) nach europiischen und internationalen Maf3stiben gestaltet.
Das schweizerische HMG hat daher auch eine européische und internationale Pra-
gung. Dennoch handelt es sich um origindr schweizerisches Recht, sodass die euro-
péischen Richtlinien und Verordnungen keine innerstaatliche Bindung in der Schweiz
entfalten konnen. Ein Arzneimittel, das in der Schweiz in den Verkehr gebracht
werden soll, bedarf daher einer originar schweizerischen Zulassung.

I. Orphan Drugs im schweizerischen Heilmittel-
werbegesetz

Seit dem Jahr 2006 erteilt Swissmedic gemafd Art. 14 Abs. lit. f HMG fiir wichtige
Arzneimittel fiir seltene Krankheiten eine vereinfachte Zulassung, wenn dies mit den
Anforderungen an Qualitit, Sicherheit und Wirksamkeit der Arzneimittel vereinbar ist
und weder die Interessen der Schweiz noch internationale Verpflichtungen dem ent-
gegenstehen. Die ausfithrenden Bestimmungen wurden in die VAZV aufgenommen.

1. Die Ausweisung als Orphan Drug

Der Status als Orphan Drug wird einem Arzneimittel gemaf3 Art. 4 Abs. 1lit. a VAZV
verliehen, wenn dieses zur Erkennung, Verhiitung oder Behandlung einer seltenen
Krankheit dient, von der zum Zeitpunkt der Gesuchseinreichung hochstens fiinf von





