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PHARMAFORSCHUNG IN DEUTSCHLAND

Wie Pharmaunternehmen erfolgreich
Innovationen von morgen gestalten

Von Marc P. Philipp, Pia Kiirzdérfer, Andrea Graf

Die Pharmaindustrie hat in den letzten Jahren beeindruckende Durchbriiche erzielt.
Dennoch stehen CEOs mehr denn je unter hohem Innovationsdruck. Patentablaufe und
striktere regulatorische Rahmenbedingungen zwingen sie zu immer hoheren Investi-
tionen in Forschung und Entwicklung, um den Renditeerwartungen des Kapitalmarkts
gerecht zu werden. Die Folge ist ein verscharfter Wettbewerb, der die gesamte Branche
vor neue Herausforderungen stellt und neue Denkweisen erfordert.

Eigentlich konnten Pharmavorstande stolz auf die

Erfolge der letzten Jahre sein:

> Die rasche Entwicklung neuer Impfstoffe ret-
tete in der COVID-19-Pandemie Millionen von
Leben.

> Der Kampf gegen Alzheimer, lange Zeit ein
schwieriges Krankheitsfeld, hat mit neuen The-
rapien, die das Fortschreiten des geistigen Ver-
falls verlangsamen, die ersten echten Erfolge
seit Jahrzehnten erzielt.

> Eine neue Generation von Medikamenten
gegen die Volkskrankheit Fettleibigkeit wird
die individuelle Krankheitslast erheblich redu-
zieren, Folgeerkrankungen vermeiden und die
psychische Gesundheit verbessern.

Tatsachlich ist die Stimmung in vielen Fiih-
rungsetagen jedoch angespannt: Denn getrieben
von Patentablaufen missen forschende Phar-
maunternehmen kontinuierlich neue Therapien
entwickeln, um ihre Wettbewerbsposition zu
verteidigen. Ein langwieriges, risikobehaftetes
und teures Unterfangen: Bis eine neue Therapie
auf den Markt kommt, vergehen im Schnitt mehr
als zehn Jahre, nur eines von flinfzehn Projekten
ist erfolgreich'?. Zuletzt flossen weltweit tber
260 Mrd. Euro in die Forschung und Entwicklung
neuer Therapien: ein neuer Rekord, Tendenz wei-
ter steigend?.

Verstarkt wird dieser Innovationsdruck durch
die angespannte finanzielle Situation der 6ffent-
lichen Gesundheitssysteme weltweit: Ange-
sichts der Vielzahl neuer Arzneimittel evaluieren
Regulierungsbehoérden immer kritischer deren
therapeutischen Mehrwert im Vergleich zum eta-
blierten klinischen Standard. Deutlich wird dies
durch die immer hdufigeren Eingriffe in grund-
legende regulatorische Rahmenbedingungen.
So fiihrte in den letzten Monaten der grofte
Pharmamarkt USA erstmals Preisverhandlungen

1 Forschungsprojekte in ,Phase 1” der klinischen For-
schung, welche die Zulassung erreichen.
2 Kearney Analyse basierend auf Evaluate Pharma.
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fur ausgewdhlte Medikamente ein, Deutschland
verscharfte die Preissetzung neuer Medikamente
und die Europdische Kommission diskutiert
grundlegende Anderungen beim Schutz des geis-
tigen Eigentums.

Ein sich selbst verstarkender Effekt entsteht:
Grundlegende Verdnderungen der Rahmenbe-
dingungen machen langfristige Investitionen
noch weniger planbar und dirften die ohnehin
hohen Renditeerwartungen von Investor:iinnen
weiter erhéhen. Damit steigt der Druck auf die
Pharma-CEOs, sich durch innovative Produkte zu
differenzieren, um nicht in eine Kostenspirale zu
geraten. Neue Technologien wie Zell- und Gen-
therapien, die das Potenzial haben, Krankheiten
zu heilen, statt nur Symptome zu behandeln
oder den Krankheitsverlauf zu verzogern, fordern
zudem eine beispiellose ,Winner-takes-it-all”-
Dynamik. Eine sich immer schneller drehende
Innovationsspirale.
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Vor diesem Hintergrund missen sich Pharma-
unternehmen mit grundlegenden Ansdtzen des
Innovationsmanagements  auseinandersetzen.
Wir sehen fiinf zentrale Handlungsfelder:

Handlungsfeld 1: Strategische Wettbewerbsvorteile
im Spannungsfeld zwischen Therapiegebiet und
Forschungsplattform

Um sich erfolgreich am Markt zu positionieren,
sollten Pharmavorstande systematisch Markt-
segmente mit ,ungedecktem Bedarf” mit ihren
eigenen Wettbewerbsvorteilen abgleichen und
gezielt interne Fahigkeiten starken.

Dabei zeichnen sich zwei grundlegende
Ansédtze ab: Zum einen die Spezialisierung auf
bestimmte Therapiebereiche, Arzt- und Patien-
tensegmente und zum anderen die Spezialisie-
rung auf proprietare, biotechnologische Plattfor-
men, mit denen potenziell ganz unterschiedliche
Krankheitsbilder adressiert werden kénnen (z.B.
MRNA, Zell- und Gentherapien). Beide Ansdtze
bringen bestimmte Herausforderungen mit sich,
die es gezielt zu managen gilt: Fiir Unternehmen
mit Fokus auf Therapiebereiche gilt es insbeson-
dere, externe Innovation zu starken, um bei Bedarf
die interne Forschung und Entwicklung durch
Zukauf oder Einlizensierung zu unterstiitzen und
so sicherzustellen, dass vorhandene Kapazitaten
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Das Wechselspiel aus angespannten éffentlichen Gesundheitssystemen sowie steigendem Innovationsdruck fiir Pharma-

unternehmen sorgt fiir zunehmende Innovationsdynamik.
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optimal genutzt werden. Viele kleinere Biotech-
Plattformunternehmen stehen hingegen vor der
wegweisenden Entscheidung, in welchen Berei-
chen der Wertschopfungskette sie selbst spezia-
lisierte Fahigkeiten aufbauen oder ob sie gezielt
Partnerschaften eingehen, um ihre Produkte im
Erfolgsfall gemeinsam auf den Markt zu bringen.
Die Entscheidung ist allerdings nicht schwarz oder
weil: So sind einige traditionelle Pharmaunter-
nehmen gerade dabei, ihre starre Orientierung auf
bestimmte Therapiegebiete aufzuweichen, um das
Beste aus beiden Welten zu vereinen: Ein Balance-
akt, der eine bewusste Auseinandersetzung mit
den gewdlnschten Kollaborationsmodellen der
verschiedenen Bereiche erfordert.

Handlungsfeld 2: Standortwahl als Schliissel
zur Optimierung klinischer Forschungs- und
Entwicklungsprozesse

Um Kapitalrendite und Innovationsproduktivitat
weiter zu verbessern, sollten Pharmavorstande
die Allokation ihrer geografischen Forschungs-
investitionen und -budgets tUberprifen. Denn die
Entscheidung, wo Arzneimittel kiinftig erforscht
werden sollen, wird zunehmend komplexer und
erfolgskritischer: Sie hat einen wesentlichen Ein-
fluss auf Erfolgswahrscheinlichkeit, Entwicklungs-
geschwindigkeit und -kosten, aber auch auf den
kommerziellen Erfolg des neuen Prédparats.

Wie eine aktuelle Studie von Kearney und dem
Verband forschender Arzneimittelhersteller (vfa)?
zeigt, ging Deutschland bei dieser Entscheidung in
den letzten Jahren immer haufiger leer aus. Zwar
kann Deutschland im internationalen Standort-
wettbewerb nach wie vor mit hoher Qualitat bei
der klinischen Forschung und Versorgung sowie
mit gut ausgebildeten Fachkréften punkten, doch
Burokratie, Digitalisierungsliicken und fehlende
Kooperationen im Okosystem machen den For-
schungsstandort Deutschland im internationalen
Vergleich zunehmend unattraktiv.

Die Bundesregierung hat den Warnschuss
gehort und nicht zuletzt mit der Pharmastrategie
ein wichtiges Signal an die pharmazeutische Indus-
trie gesendet. Das geplante Medizinforschungsge-
setz sieht Aufholschritte bei der Verbesserung der
Rahmenbedingungen fir (klinische) Forschung
vor, wie etwa die Verklrzung von Genehmigungs-
verfahren. Unternehmenslenker:innen sollten dar-
auf vorbereitet sein, wie sie veranderte Rahmenbe-
dingungen zu ihrem Wettbewerbsvorteil nutzen
konnen.

Handlungsfeld 3: Translation entlang der gesamten
Wertschépfungskette

Um den Wertbeitrag ihrer Innovationen effektiv zu
maximieren, sollten Pharmavorstiande eine deut-
lich starkere Vernetzung ihrer Unternehmensbe-
reiche vorantreiben. Die erfolgreiche Ubersetzung
von Medikamentenforschung hin zu Regelversor-
gung und Markterfolg muss sichergestellt und be-
reits im friihen Stadium mitgedacht werden.

3 Philipp et al. (2023). Pharma-Innovationsstandort-
Deutschland. Kearney / vfa. https://www.de kearney.com/
pharma-innovationsstandort-deutschland

2 www.manager-wissen.com

In der Praxis arbeiten bis heute wesentliche
Unternehmensbereiche entlang der pharmazeu-
tischen Wertschopfungskette in vielen Organisa-
tionen noch zu isoliert: Forschung & Entwicklung
konzentrieren sich auf eine moglichst schnelle
Zulassung, wahrend Marktzugang und Vertrieb
auf erfolgreiche Preis- und Erstattungsverhandlun-
gen sowie Umsatzmaximierung abzielen. Dadurch
entsteht haufig die Situation, dass wahrend der
Forschungs- und Entwicklungsphase eines Pro-
jekts Nachweise fiir die Wirksamkeit und Sicher-
heit eines Medikaments gesammelt werden, fur
eine erfolgreiche Nutzenargumentation und in
spdteren Verhandlungen jedoch zusatzliche oder
andere Belege erforderlich sind. Dieses Versaum-
nis ist zu diesem Zeitpunkt kaum mehr zu korrigie-
ren, wodurch wertvolle Chancen vertan werden.

Beispielsweise sollten auch Forschungs- und
Entwicklungsleiter:innen anteilig fir den Markter-
folg neuer Produkte verantwortlich gemacht wer-
den kénnen. Ein Ansatz, fiir den Vorreiterunterneh-
men bereits erste Blaupausen entwickelt haben.

Handlungsfeld 4: Patient:innen im Fokus des
Innovationsprozesses

Um Medikamentenforschung zu beschleunigen
und Risiken zu minimieren, sollten Pharmavor-
stande bereits wahrend der Forschungs- und Ent-
wicklungsphase systematischer und strategischer
die Bediirfnisse der Patient:innen bertcksichtigen.
Denn bereits hier sind die Unternehmen auf die
Teilnahme von Patient:innen an klinischen Studien
angewiesen. Es zeigt sich, dass Studien, die auf die
Bedurfnisse der Patient:innen zugeschnitten sind,
schneller Teilnehmer:innen gewinnen und halten
kénnen. Dies hat nicht nur einen positiven 6kono-
mischen Effekt; in hochkompetitiven Forschungs-
bereichen wie der Onkologie, in denen Patient:in-
nen oftmals aus einer Vielzahl von Studien wahlen
konnen, ist die Einbindung von Patient:innen ab-
solut erfolgskritisch. Dies kann keinesfalls eine
nachtrigliche Uberlegung sein, da wesentliche
Entscheidungen bereits frih getroffen werden.
Die Patientenperspektive muss also bereits beim
Design von Forschungsprogrammen und Studien
im Mittelpunkt stehen.

Handlungsfeld 5: Daten und Kl fiir effizientere
Forschung & Entwicklung

Um schneller und kostengtinstiger forschen zu
kénnen, sollten Pharmavorsténde gezielt die Nut-
zung von Daten und Kiinstlicher Intelligenz weiter
vorantreiben. Erfolgsentscheidend ist dabei eine
radikale Priorisierung mit Blick auf Wertbeitrag
und Machbarkeit.

Der Einsatz von Daten und Kl kann die Ent-
wicklungsdauer neuer Medikamente um ein
Vielfaches reduzieren und damit die Medika-
mentenforschung nachhaltig transformieren: So
konnten durch die Analyse von Patientendaten
neue Wirkstoffe schneller identifiziert oder durch
die Nutzung synthetischer Daten die aufwén-
dige Rekrutierung von Patient:innen fir klinische
Studien minimiert werden. Infolgedessen haben
Pharmaunternehmen in den Aufbau umfassender
KI-Fahigkeiten investiert. Allerdings konnten viele
kostenintensive Programme ihren Wertbeitrag

gegeniiber den Entscheidungstrdger:innen nicht
ausreichend nachweisen und wurden daher oft
nach Millioneninvestitionen wieder eingestellt.

Um die Komplexitdt zu reduzieren, sollten sich
Pharma-Manager:innen auf die eigenen Starken
rickbesinnen. Es gilt, strategische Bereiche mit
hohem Wertbeitrag zu identifizieren, aber auch
solche, in denen schnell Ergebnisse gezeigt und
Vertrauen zurlickgewonnen werden kann. Schlis-
sel zum Erfolg sind dabei Partnerschaften mit aus-
gewadhlten Technologieunternehmen.

Die Beispiele in den folgenden Beitragen von
Bayer, Boehringer Ingelheim, Roche und dem vfa
zeigen, wie Unternehmen entlang dieser Hand-
lungsfelder arbeiten — und warum der Standort
Deutschland trotz aller Hindernisse weiterhin von
grofer Bedeutung ist. Eines ist deutlich: Pharma-
CEOs mussen weiterhin mutig sein und Durchhal-
tevermdgen beweisen. Denn einfache Losungen
reichen nicht mehr aus, um im Innovationswettbe-
werb der Pharmaindustrie nachhaltig erfolgreich
zu sein.
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Raus aus der Komplexitat -
hin zu einer Kundenausrichtung in
der klinischen Entwicklung

Von Dr. Christoph Koenen, Dr. Tobias Ludwig, Astrid Scherer

Komplexitdt in der Entwicklung neuer Therapien bindet immer Kapazititen bei allen
beteiligten Partnern, Forschern, Industrie und Behérden. Ein Teufelskreislauf, der tiber

Partner hinweg eingegrenzt werden sollte.

Die klinische Entwicklung pharmazeutischer
Produkte ist stark reguliert, um die Sicherheit die-
ser Produkte fur Patientinnen und Patienten zu
gewabhrleisten und Risiken zu minimieren. Daraus
ergibt sich eine weltweit zunehmende Anzahl
lokaler und regionaler Regularien und Behor-
denanforderungen wie zum Beispiel durch tber-
greifende Leitbehorden wie die U.S. Food & Drug
Administration (FDA) oder die European Medicines
Agency (EMA).

Dieser Trend fuihrt fuir forschende Pharmaunter-
nehmen, die die Entwicklung neuer, innovativer
Therapien vorantreiben, seit vielen Jahren zu
einem betrachtlichen Komplexitatszuwachs. So
wird beispielsweise eine Vielzahl von internen
Prozessen und Regelwerken geschaffen, soge-
nannte Standard Operating Procedures (SOPs), die
behordliche Vorgaben erfiillen, Risiken minimie-
ren oder entstandene Sicherheitsliicken schlieBen
sollen. Diese internen Prozesse unterliegen konti-
nuierlicher Auditierung - auch Uber Vertragspart-
ner hinweg - und fiihren damit zu Komplexitat in
der Unternehmensstruktur und Ressourcenauf-
wand. Diese Komplexitat wiederum spiegelt sich
dann in internen Entscheidungswegen wider: Da
es viele relevante Mitspieler gibt, brauchen Ent-
scheidungen gern auch einmal langer. Trotz voran-
schreitender Digitalisierung und Automatisierung
in der klinischen Entwicklung verzégern behord-
lich vorgeschriebene Schritte zur Validierung und
Qualitdtssicherung von Prozessen, Systemen und
klinischen Daten die Marktreife neuer Produkte.
Dies treibt dann seltsame Bliiten bis hin zur Schaf-
fung externer Gremien und Konsortien zur Konsul-
tierung fir spezielle Themen im Kontext von For-
schung & Entwicklung.

Nicht zuletzt trdgt auch ein komplexer Einrei-
chungsprozess bei den Behorden selbst dazu bei,
dass wichtige medizinische und pharmazeutische
Produkte die Patientinnen und Patienten erst
Monate oder gar Jahre spater erreichen.

Dieser burokratische Mehraufwand fiihrt zu
einem ,Teufelskreislauf” und verlagert unseren
Fokus zunehmend auf interne Abldufe, kostet
wertvolle Zeit, und hélt uns letztlich von dem ab,
was unsere Patientinnen und Patienten dringend
brauchen: schnell verfligbare, neuartige oder wis-
senschaftlich weiterentwickelte Therapiemdglich-
keiten.

Wie will die klinische Entwicklung dieser
Komplexitdit begegnen?

Der bewusstere Umgang mit internen Prozessen
und Regularien, insbesondere solcher zur Erfil-

lung behordlicher Auflagen, kann helfen, zukiinf-
tig unnotige Komplexitat - wo auch immer moglich
- zu drosseln. Eine klare und kontinuierliche Risiko-
abwdgung muss einhergehen mit dem standigen
Willen, Entscheidungsprozesse zu verkirzen. Dies
kann gelingen, wenn wir beispielsweise friihzeitig
mehrere klinische Entwicklungsszenarien flr neue
Therapien mit einem Fokus auf Schnelligkeit und
Effizienz simulieren.

Doch bedingt der Fortschritt in neuen, noch
wenig erforschten und komplexen Feldern wie
der Zell- und Gentherapie wiederum andere neue
Regularien, im Besonderen bei klinischen Studien,
nicht nur Gber Landergrenzen hinweg. Hier mis-
sen alle beteiligten Parteien - Behorden, Priifarzte
und forschende Pharma-Unternehmen - gemein-
sam ein Aktionsfeld aufbauen. Die Diskussion
hierzu ist in vollem Gange, liefert bislang aber nur
wenige Antworten.

Das zukinftige Portfolio von Bayer Pharma
fokussiert sich auf personalisierte Medizin sowie
Zell-und Gentherapien. Zuséatzlich zur Kenntnis der
jeweiligen Therapiegebiete verlangen diese Her-
angehensweisen und Mechanismen ein fundier-
tes wissenschaftliches Verstandnis, um tGberhaupt
neue und sinnvolle Therapien moglich zu machen.
Um diese neuen Therapieansdtze mit weniger
Komplexitdt durch die klinische Entwicklung
zu bringen, missen hier erst verstarkt intensive
Netzwerke mit Wissenschaftlern und Prifarzten
etabliert werden. Es missen integrierte klinische
Ansétze verfolgt werden, die zum Beispiel bereits
verfligbare klinische Daten und Patientenbediirf-
nisse direkt in das Design klinischer Studien einbe-
ziehen. Nur so kann Zeit gespart und die Zulassung
neuer innovativer Therapien beschleunigt werden.

Fazit

Der schnelle und erfolgreiche Weg zu neuen
Therapien braucht neue Denkmodelle und nicht
den Weg des Altbekannten. Prozesse miissen ver-
einfacht und umgedacht werden, bestehende
interne Regeln und Entscheidungswege in Frage
gestellt und vereinfacht werden. Eine starkere
Vernetzung der beteiligten Parteien und die Kom-
bination interner und externer Expertise in der
Entwicklung sind Grundvoraussetzungen. Unsere
medizinischen und wissenschaftlichen Experten
mussen mehr in den Dialog gehen, neue Techno-
logien missen zum Einsatz kommen, um schneller
neue Ergebnisse zu erzielen.

Dies bedeutet fir die Mitarbeiterinnen und
Mitarbeiter von Pharmaunternehmen, dass sie
die Moglichkeit haben, nicht nur erlernte Wege

zu verlassen, sondern auch Neuland zu beschrei-
ten, nicht nur umzudenken und flexibler zu arbei-
ten, sondern auch Eigenverantwortung neu- und
umzugestalten, um Therapien schneller zu entwi-
ckeln.

Nicht zuletzt bedeutet dies, die Entwicklungs-
substanz und Patientinnen und Patienten in den
Fokus zu stellen und die Entwicklung vollstandig
nur darauf auszurichten.

Wir sind uns sicher, dass wir mit diesem gezielt
veranderten Vorgehen auch hoch-spezialisierte
Behandlungen fiir Patientinnen und Patienten
schneller entwickeln kénnen.
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Unternehmen mit seinen Produkten und Dienstleis-
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- indem es zur L6sung grundlegender Herausfor-
derungen einer stetig wachsenden und alternden
Weltbevélkerung beitrdgt. Bayer verpflichtet sich dazu,
mit seinen Geschdiften einen wesentlichen Beitrag zur
nachhaltigen Entwicklung zu leisten. Gleichzeitig will
der Konzern seine Ertragskraft steigern sowie Werte
durch Innovation und Wachstum schaffen. Die Marke
Bayer steht weltweit fiir Vertrauen, Zuverldssigkeit und
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auf 5,8 Milliarden Euro. Weitere Informationen sind im
Internet zu finden unter www.bayer.com/de.
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Vom Teilnehmenden zum Mitgestaltenden:
Patientenzentrierung in Klinischen Studien

Von Sarah Kuld, Dr. Julia Wagle, Dr. Belinda von Niederhdusern

Mit der steigenden Komplexitat des Gesundheitswesens miissen forschende Arzneimittel-
hersteller neue Wege gehen. Ein Ansatz, der immer mehr Aufmerksamkeit gewinnt, ist die
frihzeitige Einbindung von Endkonsumenten - also Patient:innen - und ihren Bedarfen
in der Entwicklung von klinischen Studien. Roche zeigt, wie eine friihe und konsequente
Einbindung von Patient:iinnen zu qualitativ besseren Forschungsergebnissen sowie einer
schnelleren und breiteren Markteinfitihrung mit zufriedeneren Kund:innen fiihrt.

Warum ist eine friihzeitige Patienteneinbindung in
klinische Studien wichtig?

Klinische Studien bilden das Fundament fiir me-
dizinischen Fortschritt, indem sie die Sicherheit
und Wirksamkeit neuer Behandlungen bewerten
und die Grundlage fir die Marktzulassung neuer
Praparate bilden. Obwohl Patient:innen direkt von
der Teilnahme an einer klinischen Studie profitie-
ren, da sie eine besonders umfassende medizini-
sche Versorgung erfahren und friihzeitig innova-
tive Behandlungsoptionen erhalten, stehen wir
vor Herausforderungen: 80 Prozent der Studien
schlieBen erst mit Verzogerungen ab', die Ergeb-
nisse der Studien sind oft nicht reprasentativ fir
die Versorgungsrealitdt?, und die Bereitschaft, an
Studien teilzunehmen, ist auf unter 50 Prozent ge-
sunken®. Wahrenddessen setzen sich forschende
Arzneimittelhersteller dafiir ein, Forschung und
Entwicklung innovativer Therapien schneller und
gezielter voranzubringen - nicht zuletzt dank
Daten und kiinstlicher Intelligenz. Von 5.000 bis
10.000 Substanzen, die im Rahmen der Forschung
hergestellt und untersucht werden, schaffen es im
Durchschnitt nur neun in erste klinische Studien
mit Menschen, von denen wiederum nur eine
spater tatsachlich den Markt erreicht. Der Druck
von Institutionen und Kostentragern, die Kostenef-
fektivitit nachzuweisen, steigt. Uber die Halfte der
Markteinflihrungen haben in den letzten 3 Jahren
unter den Erwartungen abgeschnitten®, wahrend
die Ausgaben der Pharmaindustrie in Europa fiir
Forschung und Entwicklung schatzungsweise bei
rund 44,5 Milliarden Euro pro Jahr liegen.®

Die Patientenzentrierung in Kklinischen Stu-
dien ist hier ein zentraler Ansatz. Die genaue
Ausrichtung von Studien auf die Bedirfnisse von
Betroffenen fuhrt nachweislich zu besseren Rek-
rutierungsergebnissen, einer erhdhten Teilnah-
mebereitschaft, einer verbesserten Einhaltung
der Studienprotokolle und letztlich zu besseren
Behandlungsergebnissen und hoherer Patienten-
zufriedenheit. Aus 6konomischer Perspektive birgt
ein patienteninklusives Vorgehen erhebliches
Potenzial in verschiedenen Phasen der Medika-
mentenentwicklung. Es beschleunigt die Rekru-
tierung um durchschnittlich drei Monate®, die
Launch-Wahrscheinlichkeit des Molekiils wird um
20 Prozent gesteigert’ und der Net present value
nach Markteinflihrung steigt um durchschnittlich
25 Millionen USD?. Patientenzentrierung macht kli-
nische Forschung schneller und erfolgreicher.
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Auch Zulassungsbehérden wie die European
Medicines Agency (EMA) und die US-amerikani-
sche Food and Drug Administration (FDA) haben
ihre  Zusammenarbeit mit Patient:innen ver-
starkt>'® Health Technology Assessment (HTA)
Behorden, zustandig flir Preisgestaltung und
Erstattung, schaffen weltweit Mdglichkeiten der
Patientenbeteiligung an verschiedenen Stellen
des Prozesses'. Diese institutionelle Unterstiit-
zung unterstreicht die Relevanz der Patientenzen-
trierung in der heutigen Gesundheitsforschung.

Wie funktioniert die
Patientenzentrierung in
klinischen Studien bei

Roche?

Friihzeitig und systematisch

Bei Roche ist die friihe und systematische Einbin-
dung von Patient:innen in die gesamte Studienpla-
nung ein zentraler Bestandteil unseres Ansatzes:
,doing now what patients need next”. Von der ge-
meinsamen Definition der Forschungsfrage tGber
die Auswahl der zu evaluierenden Messparameter
bis hin zur Ausgestaltung der Durchfiihrung der
Studie arbeitet Roche eng mit Patientenvertre-
ter:innen zusammen. Dies hilft uns sicherzustellen,
dass die Ergebnisse der Studie in der Versorgungs-
realitdt der Patient:innen tatsachlich von hochster
Relevanz sind. So hat sich Roche verpflichtet, in
alle Studien ab Phase 1 die Stimme der Betroffenen
einflieBen zu lassen. In Deutschland bedeutet das
konkret, dass die Roche Pharma AG, neben Mei-
nungsbildnern aus der Arzteschaft, auch deutsche
Patientenvertreter:innen friihzeitig in Kontakt mit
den globalen Studienteams des Mutterkonzerns
bringt. So wird sichergestellt, dass auch die Be-
dirfnisse aus dem deutschen Gesundheitsmarkt
Einfluss finden. Auch in der Planung von nationa-
len Studien, oft Beobachtungsstudien nach Markt-
zulassung, bindet Roche Patientenvertreter:innen
in das Design und die Kommunikation ein.

Ein weiterer wichtiger Aspekt der Arbeit bei
Roche ist die Verbesserung der Kommunikation
zwischen Forscher:innen und Patient:innen. Roche
setzt auf co-kreierte Patienteninformationen im
Rahmen der Studienaufklarung, innovative Tech-
nologien wie mobile Apps, Wearables und Online-
Plattformen, um den Informationsaustausch wah-

rend des gesamten Studienverlaufs zu optimieren.
Zudem teilt Roche seit Jahren Informationen tiber
alle rekrutierenden Studien sowie die Ergebnisse
der abgeschlossenen Studien transparent mit Pati-
entiinnen, Angehérigen und der Offentlichkeit in
Laiensprache Uber die Plattform ForPatients.com
(klinische-studien-fuer-patienten.de in Deutsch-
land). Dies stellt sicher, dass die Patient:innen stets
Uiber den Fortschritt und die Ergebnisse der Stu-
dien informiert sind und aktiv an den Entscheidun-
gen Uber ihre Teilnahme beteiligt werden kénnen.

Im engen Austausch mit Betroffenen und
Angehdrigen

Durch den frithen und kontinuierlichen Dialog mit
Patientenorganisationen und Betroffenen gewin-
nen wir wertvolle Einblicke in die Lebensrealitat
der Patient:innen und konnen deren Bedenken
und Prioritditen angemessen beriicksichtigen.
Damit die Interaktionen nicht nur punktuell statt-
finden, setzt Roche weltweit auf gemischte Bera-
tergremien und Steering Committees, um sicher-
zustellen, dass neben den Behandler- auch die
Patientenperspektiven in das Design, die Durch-
fuhrung der Studien und die Materialien einflie-
Ben. Dies geschieht global und lokal, um die spe-
zifischen Bedurfnisse und Prioritdten der Patient:
innen auch in den einzelnen Markten bestmoglich
zu berlicksichtigen.

Um systematisch sowohl den Patientennutzen
als auch den gesellschaftlichen Impact der Aktivi-
taten zu erfassen, hat Roche ein standardisiertes
Rahmenwerk, das ,Patient Benefit and Socie-
tal Impact Model” (PBSI) entwickelt. Das Modell
umfasst verschiedene Dimensionen wie Erkran-
kung und Behandlung, Einfluss auf den Patienten-
pfad in der Versorgung, die gesundheitsbezogene
Lebensqualitat, die Befahigung der Patient:innen,
aber auch den 6konomischen Effekt sowie den
gesellschaftlichen Impact der Aktivitdten.

Patienteneinbindung am Beispiel Spinale
Muskelatrophie (SMA)™?

Beispielhaft flr die Patienteneinbindung in den
gesamten Produktlebenszyklus bei Roche ist die
Entwicklung eines Prdparates fur die Spinale Mus-
kelatrophie (SMA), einer seltenen genetischen
neuromuskuldren Erkrankung. Menschen mit SMA
und ihre Angehdrigen sind die Expert:iinnen, wenn
es darum geht, mit der Erkrankung zu leben. Ein
Trial Steering Committe und themenspezifische
Arbeitsgruppen stellten sicher, dass die Perspek-
tiven der Betroffenen in alle Entscheidungen des
klinischen Entwicklungsprogramms fiir das Prapa-
rat einflossen. Die Patientenorganisationen SMA
Foundation (als standiges Mitglied des Steering
Committees), SMA Europe und Cure SMA gaben
Input zu allen Elementen der von Roche gespon-
serten SMA-Studien von den frihesten Phasen
an. Dies umfasste die Festlegung von Forschungs-
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Wir haben das Gefiihl, dass das ein Molekil ist, das von Patient:innen, mit Patient:innen
und fiir Patient:innen entwickelt wurde. SMA Europe

Der Mehrwert, wenn Patienteneinbindung in klinische Studien friih und systematisch umgesetzt wird, am Beispiel der Spinalen
Muskelatrophie. Die Partnerschaft zwischen Patientenorganisationen und Roche fiihrte zu positiven Auswirkungen liber den

gesamten Lebenszyklus des Molekiils hinweg.

schwerpunkten, Beitrdge zu Studienprotokollen
und die Uberpriifung von Einverstandniserklarun-
gen, Bewertungsschemata und Unterstiitzungs-
materialien flr betroffene Familien. Ihr Feedback
fiihrte zur Entwicklung nahtloser Phase II/1ll-Stu-
dien (Kombination der Phasen Il und Il in einer
einzigen, ununterbrochenen Studie), einschlieB-
lich breiterer Einschlusskriterien und weniger
restriktiver Ausschlusskriterien sowie zur Verrin-
gerung der Belastung der Patient:innen und ihrer
Familien. Erkenntnisse aus qualitativen Interviews
mit SMA-Patient:innen und Betreuern halfen bei
der Auswahl und Entwicklung patientenrelevanter
Studienendpunkte, z.B. der Entwicklung der SMA
Independence Scale, einer neuen Skala zur Bewer-

+Wir sind stolz auf die Rolle, die
wir bei der Entwicklung von Risdi-
plam und in unserer Partnerschaft
mit Roche gespielt haben. Es ist
entscheidend, dass wir weiter-
hin mit Gesundheitsbehoérden,
Regulierungsbehdrden und der
Industrie zusammenarbeiten, um
Patienten den Zugang zu den
dringend bendtigten Behandlun-
gen zu ermdglichen.”

Dr. Nicole Gusset,
Prasidentin von SMA Europe

Quelle: Roche

tung des Unterstltzungsbedarfs bei alltaglichen
Aktivitdten. Die involvierten Patientenorganisatio-
nen erleichterten die Teilnahme und Rekrutierung
der Zulassungsstudien, indem sie Familien beim
Umzug an Studienstandorte in anderen Landern
unterstitzten. Wahrend der COVID-19 Pandemie
fuhrte der enge Austausch zu MaBnahmen, die die
Fortfiihrung der Studien trotz Einschrankungen
ermoglichten, wie zum Beispiel die Lieferung von
Medikamenten nach Hause und héausliche Pflege-
dienste.

Doch nicht nur im Entwicklungsprogramm ist
eine friihzeitige Patienteneinbindung zentral.
RegelmédBiger Input der Patientenorganisationen
hilft dabei, die reale Versorgungssituation besser
zu verstehen und gemeinsame Losungsansatze fiir
Zulassungsantrage und Gesprache mit Kostentra-
gern zu erarbeiten.

Was bedeuten diese Erkenntnisse fiir andere
Akteure?

Indem wir unsere ,Kunden”, Menschen mit einer
Erkrankung und ihre Angehdrigen besser ver-
stehen und ihre Bedirfnisse in den Mittelpunkt
unserer Forschungs- und Entwicklungsarbeit stel-
len, konnen wir schneller bessere Produkte entwi-
ckeln, die einen echten Unterschied im Leben der
Patient:innen machen. Diese kundenorientierte
Herangehensweise kann auch in anderen Bran-
chen Mehrwert schaffen. Die Patientenzentrierung
in klinischen Studien bei Roche zeigt, wie eine
konsequente Einbindung von Patientiinnen zu
qualitativ besseren Forschungsergebnissen sowie
einer schnelleren und breiteren Markteinfiihrung
mit zufriedenen Kund:innen fihrt. Indem wir

Das Autorenteam

Sarah Kuld, Head Patient Partner-
ship, leitet gemeinsam mit

Dr. Belinda von Niederhdusern
die Patientenarbeit fiir die Roche
Pharma AG in Deutschland.

Dr. Julia Wagle, Country Medical
Director, verantwortet die
medizinische Abteilung der Roche
Pharma AG.

Dr. Belinda von Niederhdusern,
Principal Patient Partnership Lead.

Roche: Das Leben von Menschen durch diagnostische,
therapeutische & digitale Lésungen zu verbessern -
darum geht es bei den mehr als 103.000 Mitarbeiten-
den von Roche weltweit. Viele unserer vor Jahrzehnten
entwickelten Innovationen bringen bis heute Millionen
Menschen gro3en Nutzen. Auf der Liste der unentbehr-
lichen Medikamente der Weltgesundheitsorganisation
(WHO) sind 32 unserer Produkte aufgefiihrt - ein
Spitzenwert.

Patient:innen als gleichberechtigte Partner in den
Forschungsprozess einbinden, schaffen wir nicht
nur wissenschaftlichen Fortschritt, sondern tragen
auch zu einer nachhaltig verbesserten Gesund-
heitsversorgung in Deutschland und weltweit bei.

Was wir uns wiinschen? Eine Patientenzentrie-
rung im gesamten Gesundheitssystem, damit die
Rechte der Patientiinnen bei Entscheidungsver-
fahren - wie beispielsweise bei Erstattungsfragen -
weiter gestarkt werden, konkrete Beispiele aus der
Versorgungsrealitat Gehor finden, Blrokratie kon-
sequent abgebaut wird und patientenrelevante
Endpunkte an Bedeutung gewinnen.

Clinical Trials AReNA Clinical Trial Delays: America's Patient
Recruitment Dilemma. 2012. Jul 18. Available from: https:/
wwwclinicaltrialsarenacom/analysis/featureclinical-trial-pa-
tient-recruitment
https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/
$0092867419310025#:~:text=A%20disproportionate%20ma-
jority%20(%3E78%25),United%20Kingdom%2C%20and%20
Iceland%20(Mills [78% of participants in GWAS are of Euro-
pean descent]
https://www.centerwatch.com/articles/24924-patient-wil-
lingness-to-join-clinical-trials-drops-dramatically-new-da-
ta-show [Historical trends have been roughly around 85 per-
cent, with a steep drop in 2020 in 49]
https://pharmaintelligence.informa.com/resources/pro-
duct-content/2021-clinical-development-success-rates [The
current success rate of a drug candidate, from the beginning
of the clinical trial to receiving marketing approval, is about

N

w
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10%-20%, and it has not changed during the past few deca-
des]

5 https://de.statista.com/statistik/daten/studie/70870/
umfrage/pharmaindustrie-ausgaben-fuer-forschung-
und-entwicklung/#:~:text=Ausgaben%20f%C3%BCr%20
Forschung%20und%20Entwicklung%20der%20eu-
rop%C3%A4ischen%20Pharmaindustrie%20bis%20
2022&text=Die%20Statistik%20zeigt%20die%20Ausga-
ben,rund%2044%2C5%20Milliarden%20Euro.

6 Economist Intelligence Unit. The Innovation Imperative: The
Future of Drug Development, 2018.

7 Economist Intelligence Unit. The Innovation Imperative: The
Future of Drug Development, 2018.

8 Levitan B, et al. Assessing the Financial Value of Patient En-
gagement: A Quantitative Approach from CTTl's Patient
Groups and Clinical Trials Project. Ther Innov Regul Sci. 2018
Mar;52(2):220-229. doi: 10.1177/2168479017716715. Epub

2017 Jul 17. PMID: 29714515; PMCID: PMC5933599. https://
www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC5933599/
9 https://www.nature.com/articles/d41573-019-00164-y
10 https://www.fda.gov/patients/learn-about-fda-patient-en-
gagement/fda-and-european-medicines-agency-patient-
engagement-cluster https://www.ema.europa.eu/en/news/
ema-fda-reinforce-collaboration-patient-engagement
https://partners4access.com/wp-content/uploads/2021/
01/ISPOR-poster-PDF_FINAL_28th-January-2021-3.pdf Eva-
luation of patient engagement in medicine development: A
multi-stakeholder framework with metrics: https://onlinelib-
rary.wiley.com/doi/full/10.1111/hex.13191
12 Patient involvement in the development, regulation and
safe use of medicines Report of the CIOMS Working Group XI
Council for International Organizations of Medical Sciences
(CIOMS), Geneva 2022, https://cioms.ch/publications/pro-
duct/patient-involvement/
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Auf die Platze, fertig, los:
Erfolgreich im klinischen
Entwicklungswettrennen

Von Dr. Michael Busse, Dr. Michael Hef3, Dr. Marco Penske

Boehringer Ingelheim verfolgt als fiihrendes globales Pharmaunternehmen einen holis-
tischen Ansatz. Damit wird die klinische Entwicklungsdauer beschleunigt und innovative
Medikamente Patienten schneller zur Verfiigung gestellt. Dafiir wurden die Infrastruktur
und Zusammenarbeit neu gestaltet. Verbesserungen der Rahmenbedingungen fiir die
klinische Forschung und Erstattung in Deutschland sind notwendig, um Patienten friih

innovative Therapien zugénglich zu machen.

Kontinuierliche Innovationen in der Arzneimit-
telforschung haben es ermdglicht, Krankheiten
vorzubeugen, die Lebensqualitdt der Patienten
zu verbessern und die Sterblichkeit zu senken.
Forschung und Entwicklung (F&E) findet in einem
wettbewerbsintensiven, globalen Umfeld statt, in
dem sich gesundheitspolitische, wirtschaftliche,
regulatorische, medizinische und ethische Anfor-
derungen standig andern. Erfolgreiche Entwick-
lung misst sich am Mehrwert fiir den Patienten,
den Entwicklungskosten, der Wirtschaftlichkeit
und der Entwicklungsdauer eines Produktes.

Boehringer Ingelheim hat die klinische Ent-
wicklungsdauer innovativer Medikamente, die im
Durchschnitt von der Erstanwendung eines Medi-
kaments bis zur Zulassung 11 Jahre dauert, deut-
lich beschleunigt und seit 2021 um 1 Jahr ver-
kirzt durch:

1. Die Etablierung und das Empowerment von agi-
len Produktteams mit dem Ziel, Entscheidungen
zur Entwicklungsstrategie zeitnah zu treffen,

2. Schaffung einer Datenstruktur, um bestmdoglich
Lander mit raschen Behdrdeninteraktionen und
Studienzentren mit hoher Qualitat und effizien-
ter Infrastruktur auswahlen zu kénnen,

3. Schaffung einer einheitlichen IT-Systemland-
schaft, die es erlaubt, Studienplanung, -exekuti-
on und -einreichung durch einen ,End-zu-End”
Datenfluss zu optimieren, und

4. enge Zusammenarbeit mit Patientenvertretern
und Studienzentren bei Studienplanung und
-exekution.

Boehringer Ingelheim ist bestrebt, innovative
Medikamente schneller zum Patienten zu bringen
und fiihrt deshalb friihzeitig klinische Studien in
Deutschland durch. Dies ermdglicht Patienten und
Arzten einen friihen Zugang zu Innovationen und
liefert wichtige lokale Daten fiir den spéteren Ein-
satz der Medikamente.

Entwicklung vom Ende denken

Dabei ist es wichtig, die Anforderungen von Pa-
tienten, Zulassungsbehdérden und Kostentragern
friihzeitig zu beriicksichtigen und in einem um-
fassenden Studienprogramm zusammenzufih-
ren. Die Anforderungen der Kostentrager sind
insbesondere durch das 2011 in Deutschland ein-
geflihrte  Arzneimittelmarktneuordnungsgesetz
(AMNOG) relevant geworden, das eine Nutzenbe-
wertung und Preisverhandlungen fiir neue Arznei-
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mittel vorschreibt. Ab 2025 wird die européische
Nutzenbewertung (EU HTA) hinzukommen.

Fir das EU-HTA missen Hersteller ein zusatz-
liches Dossier einreichen und frither mit den Vor-
bereitungen beginnen. G-BA-Zusatzanalysen
mussen antizipiert und das europdische und
nationale Dossier eng abgestimmt werden. Friih-
zeitige Beratung mit nationalen HTA-Agenturen
ist entscheidend, da diese die Anforderungen an
die klinische EU-Bewertung definieren. Kurz- und
mittelfristig erfordern beide Prozesse mehr Res-
sourcen. Deutschland ist gut aufgestellt, da das
deutsche HTA-Verfahren als Modell fiir das EU-HTA
diente. Eine Harmonisierung der Anforderungen
konnte Patienten in Europa schneller innovative
Arzneimittel bringen, da Studien global geplant
und durchgefiihrt werden.

Gute Perspektive fiir klinische Forschung in
Deutschland

Deutschland ist jedoch im internationalen Ver-
gleich von Platz zwei auf Platz sieben in der klini-
schen Forschung abgerutscht, mit geringer pro
Kopf Studienbeteiligung und weniger frithen Stu-
dienphasen. Das Medizinforschungsgesetz, das im
Gesetzgebungsverfahren ist, soll die im Kearney
Report” beschriebenen Standortnachteile behe-
ben und europdische Lander hinsichtlich der Ge-
nehmigung klinischer Studien angleichen.

AnschlieBend konnen Priifarzte mit Hilfe sozia-
ler Medien und digitaler Rekrutierungsplattfor-
men geeignete Patienten flr Studien rekrutieren.
Patienten kdnnen ebenfalls digitale Instrumente
nutzen, um geeignete Studien und Prifzentren zu
finden und Arzte kénnen in ihren Netzwerken, z. B.
in elektronischen Patientenakten, nach potenziel-
len Studienteilnehmern suchen.

Durch eine friihzeitige und bereichstibergrei-
fende Zusammenarbeit konnen viele Arbeits-
pakete bereits vor Studienbeginn vorbereitet
werden. Die Abstimmung mit wissenschaftlichen
Beratern, Prufzentren und Patientenorganisatio-
nen sowie die enge Zusammenarbeit aller Beteilig-
ten verbessern und beschleunigen die Durchfiih-
rung der Studie.

Friihe und enge Kollaboration fiir den Erfolg

Intern stellt speziell die strategische, friilhe Zusam-
menarbeit zwischen klinischer Entwicklung und
Medical Affairs einen Erfolgsfaktor fiir pharmazeu-
tische Unternehmen dar:

Durch die Nutzung vorhandener Kontakte und
die Schaffung von Synergien kann beispielsweise
die Auswahl von Zentren fir klinische Studien
effizienter gestaltet werden. Ein enger Kontakt
zwischen Prifarzten, Patientenvertretern und
dem pharmazeutischen Unternehmen ermdglicht
darliber hinaus eine patientengerechte Studien-
planung und -durchfiihrung.

Die enge Verzahnung von klinischer Entwick-
lung und Medical Affairs gewéhrleistet eine konti-
nuierliche Begleitung der Stakeholder entlang des
gesamten Lebenszyklus eines Therapeutikums.
Dies minimiert Disruptionen in der Patientenver-
sorgung. In einer Zeit, in der die pharmazeutische
Industrie standigem Wandel und zunehmen-
dem Wettbewerb ausgesetzt ist, ist gerade diese
Zusammenarbeit im klinischen Entwicklungs-
wettrennen entscheidend: Erstens missen lokale
Anforderungen an Zulassung und Erstattung friih-
zeitig geplant und im Studienprogramm umge-
setzt werden. Zweitens gewahrleistet eine frihe
und enge cross-funktionale Zusammenarbeit in
der klinischen Forschung die schnelle Verfligbar-
keit der Daten. Beides tragt wesentlich dazu bei,
dass innovative Arzneimittel schneller beim Pati-
enten ankommen.

1 Philipp et al. (2023). Pharma-Innovationsstandort-

Deutschland. Kearney / vfa. https://www.de.kearney.com/
pharma-innovationsstandort-deutschland
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Affairs ILD, Boehringer Ingelheim

Dr. Marco Penske, Head Market
Access & Healthcare Affairs,
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Boehringer Ingelheim entwickelt bahnbrechende
Therapien, die Leben verdndern — heute und fiir zu-
kiinftige Generationen. Als fiihrendes forschungs-
getriebenes biopharmazeutisches Unternehmen
schafft Boehringer Ingelheim Werte durch Innova-
tionen in Bereichen mit einem hohen ungedeckten
medizinischen Bedarf. Seit seiner Griindung im Jahr
1885 ist Boehringer Ingelheim in Familienbesitz und
verfolgt eine langfristige, nachhaltige Perspektive.
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Warum Deutschland als
Pharma-Innovationsstandort nicht
wegzudenken ist

Von Han Steutel

Die deutsche Pharmaforschungslandschaft zeichnet sich durch eine grof3e Bandbreite an
medizinischen Ausrichtungen und technologischen Kompetenzen aus. Die forschenden
Unternehmen geben hier jahrlich mehr als 9,4 Milliarden Euro fiir Forschung und
Entwicklung aus. Dennoch schopft Deutschland sein Potenzial noch nichtaus, insbesondere
im Bereich klinischer Arzneimittelstudien. Einige der zugrundliegenden Handicaps werden

aber inzwischen politisch angegangen.

Der Weg zur heutigen Situation

Nach den USA und China ist Europa die weltweit
drittgroBte Region fiir die Entwicklung neuer Me-
dikamente. Daran hat auch Deutschland seinen
Anteil. Hier hat die Arzneimittelentwicklung eine
lange Tradition. Zwischen 1970 und 2000 lag der
Schwerpunkt auf Herzmedikamenten, Blutdruck-
und Diabetes-Mitteln, Antibiotika und hormonel-
len Verhltungsmitteln.

Das anderte sich in der Folgezeit grundlegend:
Die Entwicklung von Antibiotika, Blutdruck-
senkern, Kontrazeptiva und spater auch Anti-
diabetika wurde weitgehend eingestellt, daftr
gewann die Onkologie zunehmend an Bedeu-
tung und ist heute F&E-Gebiet Nummer Eins.
Ebenfalls erstarkt ist die Entwicklung von Thera-
peutika gegen Autoimmun- und neurodegene-
rative Krankheiten sowie von Impfstoffen gegen

Infektionskrankheiten. Kontinuitat zeigt sich bei
den Herzerkrankungen, gegen die immer wieder
neue Medikamente aus Deutschland Zulassungen
oder Zulassungserweiterungen erhalten haben.

Pionierarbeit leisteten deutsche Pharmalabors
unter anderem bei der Entwicklung von direkten
oralen Gerinnungshemmern und bispezifischen
Antikorpern fir die Onkologie; sowie bei den
Gliflozinen, die zundchst bei Typ-2-Diabetes und
dann auch bei Herzinsuffizienz breite Anwendung
gefunden haben.

Stark verandert hat sich auch das Spektrum der
Unternehmen, die hierzulande Pharmaforschung
betreiben. Waren es bis zur Jahrtausendwende vor
allem grof3e Unternehmen mit zumeist deutschem
Hauptsitz, so betreiben mittlerweile auch etliche
Konzerne mit auslandischem Hauptsitz (USA, UK,
Frankreich, Japan, Danemark, Schweiz) hierzu-

lande Forschungslabore; und ein signifikanter Teil
der Pharmaforschung wird heute von Start-ups
und Unternehmen mittlerer GroBe betrieben.

Stdrken des Standorts fiir Pharma-Innovation

Heute zeichnet sich die deutsche Pharmafor-
schungslandschaft durch eine grofe Vielfalt der
adressierten medizinischen Gebiete und der tech-
nologischen Kompetenzen aus: Medikamente auf
Basis von chemisch-synthetischen oder biophar-
mazeutischen Wirkstoffen, RNA-basierten Wirk-
stoffen, Vektorviren oder Zellen - fiir alle gibt es
hierzulande kompetente Forschungsinstitute und
Unternehmen. Gerade auch fiir das aufstrebende
Gebiet der RNA-basierten Medikamente (bekannt
geworden insbesondere durch die ersten zwei
mRNA-basierten Corona-lmpfstoffe, von denen
einer aus Deutschland stammt) ist Deutschland
stark aufgestellt, wie die Standortkarte in Abb. 1
exemplarisch verdeutlicht.

Die jahrlichen F&E-Ausgaben der Pharma- und
Biotech-Unternehmen in Deutschland haben laut
Stifterverband (Stand 2022) ein Niveau von 9,4 Mil-
liarden Euro erreicht; dies entspricht 38 Millionen
Euro pro Arbeitstag. Ahnlich viel geben Unterneh-
men in Europa sonst nur noch in der Schweiz aus.

Ein wichtiges Plus flr ihre deutschen Standorte
sehen viele Unternehmen in ihren gut ausgebil-
deten und verantwortungsvollen Mitarbeiter:in-
nen. 2021 waren rund 25.000 von ihnen in der
Forschung und Entwicklung tdtig — Manner und
Frauen hielten sich dabei sowohl beim akademi-
schen als auch beim technischen Personal in etwa
die Waage.
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Abbildung 1: Deutsche Standorte fiir Impfstoffe und therapeutische Medikamente auf RNA-Basis.
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Insulin glargine/Lixisenatide (Diabetes 2) 2017
Insulin glargine, hochdosiert (Diabetes 2) 2015
Teriflunomid (MS) 2013

Tepotinib (NSCLC-Lungenkrebs) 2022
Avelumab (Merkelzell-, Urothel- und
Nierenzellkarzinom) 2017

Letermovir! (CMV-Infektionen) 2018 AiCuris

Finerenon (chron. Nierenerkrankung) 2022 Bayer

Riociguat! (Lungenhochdruck) 2014

)
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)

Regorafenib (Darmkrebs) 2013

a

Tozinameran? (Impfstoff gegen Covid-19) 2020 BioNTech

Boehringpr
Olodaterol (COPD) 2013 l"gelhe‘j"‘ @Sanofi

Merck

Bulevirtid (Hepatitis D) 2020
Uniklinikum HD/l

H 3 3
Spesolimab (generalis. pustuldse Psoriasis) 2022 Gilead Sciences

Zu allen Medikamenten sind die Wirkstoffnamen,
die Anwendungsgebiete und das Jahr der international
ersten Markteinfilhrung angegeben.

L mit MSD

2 mit Pfizer

3 zuvor Myr Pharmaceuticals

“mit Lilly

® mit Janssen

© Entwicklung in der Schweiz begonnen

Stand: Juni 2024

Bayer
{; Ethinylestradiol/Gestoden

(Verhiitungspflaster) 2014
tlodon Chondrozyten-Spharoide (Knorpeldefekte) 2022

TlnﬂaRx
Vilobelimab (Covid-19) 2023
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Blinatumomab (Leukémie ALL) 2015

Crovalimab (PNH) 2024

Idarucizumab (Gerinnungsstérungen
durch Therapie) 2016

Empagliflozin“ (Diabetes Typ 2,
chron. Herzinsuffizienz) 2014

Nintedanib (idiopath. Lungenfibrose u.a.) 2014
Linagliptin“ (Diabetes Typ 2) 2011

Boehringer
Ingelheim

Glofitamab (Lymphom DLBCL) 2023

Faricimab (Makuladegeneration,
Amgen diabet. Makulagdem) 2022

Obinutuzumab® (Leukémie CLL,
follik. Lymphom) 2014

Pertuzumab (Brustkrebs) 2013

Roche

Abbildung 2: Medikamente, deren Wirkstoffe mal3geblich in Deutschland entwickelt wurden, ab 2011.

Fir den Standort Deutschland sprechen zudem
das dichte Netz von sehr guten Fakultdten an den
Universitaten und Fachhochschulen sowie eine
Vielzahl auBeruniversitarer Forschungseinrichtun-
gen wie die Max-Planck-, Leibniz- und Fraunho-
fer-Institute bzw. die Helmholtz-Zentren. Medizi-
nische Expertise wird in Deutschland auch durch
die ,Kompetenznetze in der Medizin” gebiindelt,
in denen Arztinnen und Arzte einrichtungsiiber-
greifend Krankheiten wie Sepsis oder Krebs bei
Kindern erforschen. Seit 2009 sind noch sechs
Deutsche Zentren der Gesundheitsforschung und
ein Forschungsnetz hinzugekommen, die neue
Vorsorge- und Behandlungsmaoglichkeiten fir
Volkskrankheiten finden sollen.

Handicaps und wie sie angegangen werden

Trotz all dieser guten Rahmenbedingungen und
Erfolge ist nicht zu tibersehen, dass Deutschland
aktuell als Pharma-F&E-Standort noch weit hinter
seinen Moglichkeiten bleibt.

So werden aufbauend auf bahnbrechenden
Grundlagenergebnissen noch zu selten Start-ups
fir die Translation - also die Entwicklung darauf
aufbauender anwendbarer und marktféhiger
Medikamente - gegriindet. Mehrere Studien wie
zuletzt ,Pharma-Innovationsstandort Deutsch-
land” (2023)", vom vfa und der Unternehmens-
beratung Kearney haben herausgearbeitet, dass
ein unterentwickelter Zugang zu Risikokapital
und eine Uberbordende Birokratie wesentliche
Ursachen dafir sind. Immerhin hat der Erfolg des
deutsch-amerikanischen mRNA-Impfstoffs gegen
Covid-19 anscheinend dazu beigetragen, dass
Investoren der deutschen Pharmaforschung wie-
der mehr zutrauen.

Eine Studie des Fraunhofer-Instituts ISl von 2023
wiederum attestierte Deutschland zwar breite
Kompetenz fir die Medikamentenentwicklung,
doch betont sie zugleich, dass das Land dabei in

1 Philipp et al. (2023). Pharma-Innovationsstandort
Deutschland. Kearney vfa. https://www.de.kearney.com/
pharma-innovationsstandort-deutschland
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wesentlichen Technologiefeldern mit anderen
Landern im Wettbewerb steht, die darin jeweils ein
hoéheres Mal3 an Souveranitat erlangt haben.

Auch bei der Mitwirkung von Kliniken und
Arztpraxen an klinischen Studien zur Erprobung
von Arzneimitteln ist Deutschland in den letzten
Jahren zurtickgefallen. In diesem Gebiet, das fiir
die Unternehmen mindestens so wichtig ist wie
fir Patientinnen und Patienten, war Deutschland
bis 2016 mit rund 641 Studien weltweit noch die
Nummer 2 hinter den USA. Im Jahr 2022 war das
Land nur noch an 524 Studien beteiligt. 2023 durf-
ten es noch weniger gewesen sein, und Deutsch-
land wurde von mindestens vier weiteren Landern
Uberholt. Wie ,untertourig” Deutschland hier aktiv
ist, zeigt vor allem ein Landervergleich aus der
vfa/Kearney-Studie” : Zwischen dem Spitzenreiter
Danemark, wo pro Million Einwohner:innen 29.300
an Arzneimittelstudien teilnehmen, und Deutsch-
land, wo es nur rund 1.500 sind, liegen Welten!

Das mag auf den ersten Blick tiberraschen, denn
Deutschland verfligt Uber eine leistungsfahige
Kliniklandschaft, deren medizinische Kompetenz
und hohe Sorgfalt bei der Datenerhebung von
Pharmaunternehmen immer wieder gelobt wird.
Mindestens ebenso entscheidend ist fir sie aber,
wie schnell sie fir Studien in einem Land die néti-
gen Genehmigungen erhalten, Datenschutzfragen
klaren und Vertrage mit Kliniken schlieBen kdnnen.
Auch die Méglichkeit, anonymisierte Gesundheits-
daten aus der Bevolkerung fir die Studienplanung
nutzen zu kdnnen, spielt eine Rolle. Hier sind viele
andere Lander weitaus besser aufgestellt.

Erfreulicherweise hat die deutsche Regie-
rung 2023 begriffen, dass sie die Situation durch
Gesetzgebung verbessern muss. So erleichtert das
kirzlich verabschiedete Gesundheitsdaten-Nut-
zungsgesetz fir Unternehmen den Zugang zu ano-
nymisierten Gesundheitsdaten; und mit dem kom-
menden Medizinforschungsgesetz (MFG) sollen
einige Bremsen in den Genehmigungsverfahren
und Vertragsverhandlungen fir klinische Arznei-
mittelstudien geldst werden. Der Gesetzentwurf,
Uber den derzeit das Parlament berat, geht in die

richtige Richtung, wird aber allein nicht ausrei-
chen, um Deutschland wieder in die internationale
Spitzengruppe zurlickzufiihren. Dafiir braucht es
eine grundlegende und von vielen Akteuren getra-
gene Trendwende nach dem Vorbild Spaniens, das
seit einigen Jahren ,Europameister” bei klinischen
Studien der Industrie ist.

Und ein weiteres Handicap misste beseitigt
werden: Die durch ein Spargesetz von 2022 ver-
schlechterten  Vermarktungsbedingungen  fiir
Medikamente in Deutschland. Die Unternehmen
waren es gewohnt, neu zugelassene Arzneimittel
mit als erstes in Deutschland mit in die Versorgung
zu bringen. Dies mussen sie nun zumindest fr
manche Neuprodukte Uberdenken, denen eine
Unterbewertung ihres Nutzens und damit unange-
messen niedrige Erstattungsbetrdage drohen - und
das mit Signalwirkung tber Deutschland hinaus.
Das wiederum hat auch Rickwirkungen auf die
Entscheidung fuir oder gegen die Beteiligung deut-
scher Krankenhduser an klinischen Studien.

Pharma setzt auf Deutschland, weil auch
Deutschland auf Pharma setzt

Trotz dieser in manchen Bereichen schwierigen
Marktbedingungen setzen forschende Pharma-
unternehmen in letzter Zeit wieder verstarkt auf
den Standort Deutschland, wenn es um Grof3-
investitionen geht. So planen mehrere Konzerne
hierzulande den Aufbau modernster Produktions-
kapazitaten, etwa fir Krebs- und Adipositas-Medi-
kamente. Andere schaffen neue Laborkapazitdten
fur die Forschung sowohl zu Biopharmazeutika als
auch chemisch-synthetischen und RNA-basierten
Medikamenten sowie fiir Gentherapien. Damit zei-
gen diese Unternehmen, dass sie den erklarten Ab-
sichten der deutschen Regierung Glauben schen-
ken, die in der Pharmaindustrie eine zukinftige
Leitindustrie fir Deutschland erkennt. Dafiir ist
diese Branche ja auch wie gemacht, weil sie hohe
Werte, gefragte Exportglter und hochqualifizierte
Arbeitsplatze schafft, ohne dabei besonders ener-
gieintensiv zu sein.
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