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Zusammenfassung

Hintergrund: Mit der Zulassung von Neparvovec (Luxturna®, Novartis) im Jahr 2018,
einem Gentherapeutikum zur Therapie von Retinitis Pigmentosa und Leberscher
kongenitaler Amaurose bei RPE65- Mutationen, haben Gentherapeutika die
ophthalmologische Praxis erreicht. Trotz ihres Potenzials werfen Gentherapien
erhebliche ethische und ökonomische Fragen auf. Das gilt insbesondere bezüglich
Verteilungsgerechtigkeitsaspekten, weil ein eingeschränkter Zugang im öffentlichen
Gesundheitssystem bereits bestehende Ungleichheiten verstärken könnte. Ziel der
Arbeit: Dieser Artikel untersucht die Verteilungsgerechtigkeit aus ethischer Perspektive
mit Schwerpunkt auf der gerechten Allokation von Gesundheitsressourcen und der
Finanzierbarkeit von Gentherapien bei seltenen Erkrankungen in der Ophthalmologie.
Ziel ist es, Spannungsfelder zwischen ethischen Ansprüchen, wirtschaftlichen
Interessen und der finanziellen Tragfähigkeit des Gesundheitssystems aufzuzeigen.
Methoden: Im Rahmen dieser Arbeit wurde ausgewählte Fachliteratur zur Verteilung
knapper Gesundheitsressourcen, potenziellen Modellen zur Finanzierung sowie
Ansätzen zur Bewertung einer gerechten Preisgestaltung analysiert. Besonderes
Augenmerk wurde dabei auf die spezifischen Herausforderungen gelegt, die sich
im Bereich der Ophthalmologie ergeben. Ergebnisse: Pay-for-Performance-Modelle
koppeln Kosten an die Wirksamkeit, adressieren jedoch nicht alle Herausforderungen.
Zentralisierte Datenerhebung und Verhandlungsstrukturen erhöhen die Effizienz und
stärken die Position.

Schlüsselwörter
Verteilungsgerechtigkeit · Gentherapie · Seltene Erkrankungen · Pay-for-Performance · Orphan
Drugs

Gentherapien eröffnen vielversprechen-
de Perspektiven für die Behandlung von
Erkrankungen, die bisher als unheilbar
galten. Mit der Zulassung von Voreti-
gen Neparvovec (Luxturna®, Novartis)
im Jahr 2018, einem Gentherapeutikum
zur Behandlung von Retinitis pigmentosa
und Leberscher kongenitaler Amaurose
aufgrund von biallelischen RPE65-Muta-

tionen, fand diese innovative Technologie
auch Eingang in die ophthalmologische
Praxis. Trotz ihres enormen therapeuti-
schen Potenzials werfen Gentherapien
jedoch erhebliche ethische und ökonomi-
sche Fragen auf. Besonders die Heraus-
forderungen der Verteilungsgerechtigkeit
rücken in den Vordergrund. Durch ihre
hohen Preise sind sie dazu imstande, den
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Übersichten

Zugang zu diesen Therapien einschränken
und bestehende Ungleichheiten im Ge-
sundheitssystem weiter verstärken könn-
ten. Dieser Beitrag gibt zunächst einen
Überblick über die Herausforderungen
der Verteilungsgerechtigkeit im Kontext
von Gentherapien, das Dilemma der Res-
sourcenallokation unter Bedingungen
begrenzter medizinischer Ressourcen so-
wie spezifischeFragestellungen imBereich
der Ophthalmologie. Anschließend erfolgt
ein Einblick in 3 Ansätze zum Umgang
mit hochpreisigen Arzneimitteln: Pay-for-
Performance-Modelle, die Zentralisierung
von Erhebungs- und Verhandlungsstruk-
turen sowie die Anwendung von Berech-
nungsmodellen zur Bestimmung eines
angemessenen Preises. Der Fokus dieses
Textes liegt dabei auf Gentherapeutika
zur Behandlung seltener Erkrankungen.

Probleme der Verteilungs-
gerechtigkeit bei neuartigen
Gentherapeutika

Der Anteil hochpreisiger Medikamente1

am Gesamtbruttoumsatz aller Arzneimit-
tel hat sich im letzten Jahrzehnt mehr als
verdoppelt. Während er 2010 noch 17%
allerArzneimittelausgabenausmachte, lag
er 2020 bereits bei 43%, während der Ver-
ordnungsanteil derMedikamente lediglich
1,1% der Gesamtverordnungen ausmach-
te [2].Gentherapeutikanehmendabei eine
besondere Stellung ein, da sie als teuerste
Arzneimittel gelten [3]. Preise inMillionen-
höhe stellen hierbei keine Ausnahme dar
[4], für Aufsehen sorgte in jüngster Vergan-
genheit das Medikament Hemgenix® zur
Therapie von Hämophilie B, welches mit
Kosten von 3,5Mio. US-Dollar pro Behand-
lung einhergeht [5]. Die Kosten für die An-
wendung von Luxturna™ zur Behandlung
von degenerativen Augenkrankheiten mit
lebenslangem Behandlungseffekt für bei-
de Augen werden zwischen 590.000 [6]
, 600.000 [7] und ca. 700.000 [8] bezif-
fert, eine genaue Feststellung ist aufgrund
der Geheimhaltung in der Verhandlung
auf dem europäischen Arzneimittelmarkt

1 Es existiert keine allgemeingültige Definition
hochpreisiger Arzneimittel, die Apotheker
Zeitung wendet den Begriff auf Medikamente
an, deren Dosisbetrag bei über 1200 liegt.
Siehehierzu: [1].

nicht möglich. Durch den zunehmenden
Anteil hochpreisiger Arzneimittel in der
Neuzulassung aller Medikamente hat sich
somit in den letzten Jahren der Fokus der
Debatte von der Angemessenheit der Prei-
se hin zu der grundsätzlichen Frage der
Finanzierbarkeit verschoben [9].

Hinzu kommt, dass der Großteil gen-
therapeutischer Anwendungen auf die Be-
handlung seltener Erkrankungen abzielt,
die in der Regel mit höheren Preisen ein-
hergehen [2]. Da für schätzungsweise 95%
der über 7000 seltenen Erkrankungen kei-
nezugelasseneBehandlungzurVerfügung
steht, kann in Zukunft mit zahlreichen in-
novativen Gentherapien gerechnet wer-
den, was die Probleme der Finanzierbar-
keit noch einmal verschärfen dürfte [10].
Die Gründe für die hohen Preise der Gen-
therapien sind multifaktoriell und nicht zu

Hier steht eine Anzeige.

K

vereinheitlichen. Oftwerden in diesemZu-
sammenhang die hohen Forschungs- und
Entwicklungskosten für neuartigeGenthe-
rapien in Verbindung mit einem durch die
primäre Behandlung seltener Erkrankun-
gen bedingten geringen Absatzmarkt ge-
nannt.DieSchätzungenderdurchschnittli-
chenForschungs-undEntwicklungskosten
variieren in der Literatur, sowerdenZahlen
von 1,943Mrd. US-Dollar [11] oder auch
2,87Mrd. US-Dollar [12] angeführt. Hinzu
kommt, dass die Entwicklung der Thera-
pien mit hohen Risiken von Misserfolgen,
also dem Nicht-Eintreten der erwarteten
Wirksamkeit einhergeht [8, 13]. Dem ge-
genüber steht die Aussage, dass die Preise
von Arzneimitteln für seltene Erkrankun-
gen, sog. OrphanDrugs, weniger mit den
Kosten für Forschung und Entwicklung als
mit der Seltenheit der Erkrankung und der
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Zahlungsbereitschaft der Versicherer zu-
sammenhängen [14]. Auch das Vorliegen
exklusiver Patentlizenzen und der Markt-
exklusivität von Arzneimitteln für seltene
Erkrankungen haben einen Einfluss auf die
hohe Bepreisung der Gentherapeutika.

Verteilung von Gesundheitsgütern

Für die Gesellschaft ergeben sich daher
Fragen, wie die begrenzten finanziellen
und medizinischen Ressourcen zu ver-
teilen sind und ob es zu rechtfertigen
ist, einer Person eine gentherapeutische
Behandlung zu finanzieren, wenn davon
beispielsweise 40 Dialysepatient:innen für
ein Jahr versorgt oder 250 schwere Hüft-
gelenksoperationen durchgeführt werden
könnten [15]. Angesichts der begrenzten
finanziellen Ressourcen, der steigenden

Hier steht eine Anzeige.

K

Prävalenz seltener Erkrankungen und der
prognostiziertenexponentiellenZunahme
potenzieller Gentherapien für seltene Er-
krankungen stehen Gesundheitssysteme
vor der Herausforderung, die entstehen-
den Kosten zu tragen, ohne dabei die Ver-
sorgungsansprüche von Patient:innen mit
häufigeren Erkrankungen zu kompromit-
tieren [16]. Ungleichheiten beim Zugang
zur Gesundheitsversorgung sind dem-
nach in jedem Fall unvermeidlich. Dieses
Dilemma der Priorisierung von Gesund-
heitsleistungen lässt sich der dritten Art
der von Beauchamp und Childress aufge-
stellten Formen der Ressourcenallokation
von Gesundheitsgütern einordnen [17].
In ihren Augen wäre es inkohärent, neue
und teure Behandlungsmethoden nicht
zu finanzieren, während ähnlich lebens-
rettende und kostspielige Behandlungen

wie Nierentransplantationen vom öffent-
lichen Gesundheitssystem übernommen
werden. Angewandt auf den Komplex der
gentherapeutischen Behandlungsmetho-
den ergibt sich hier ein ähnliches Bild. Es
wärenicht zu rechtfertigen, denZugangzu
Gentherapeutika zu unterschlagen, wäh-
rend andere teure Therapieformen, die
sich bereits in der Anwendung befinden,
weiterhin angeboten werden. Ein weiterer
Faktor, der für die Erstattung kostspieliger
Gentherapien spricht, ist die Investition
in eine zukünftige Preissenkung. Sobald
bei den Gentherapeutika zur Behand-
lung seltener Erkrankungen Patentrechte
sowie die gewährten Marktexklusivitäts-
rechte verstrichen sind, eröffnet dies die
Möglichkeit für den Markteintritt von
Biosimilars, die die Behandlungskosten
der Gentherapeutika senken [18]. So
nehmen die neuartigen Gentherapeutika
zwar temporär einen großen Anteil der
Gesamtgesundheitsausgaben ein, durch
Verstreichen der Patent- und Marktex-
klusivität wird dieser jedoch verringert
[19].

Spezifische Fragen der
Verteilungsgerechtigkeit in der
Ophthalmologie

Über die allgemeinen, für alle Genthera-
peutika gleichsam geltenden Herausfor-
derungen hinaus gibt es auch ethische Er-
wägungen, die sich im Besonderen in der
ophthalmologischen Anwendung stellen.
So ist beispielsweise im Kontext knapper
Verfügbarkeit von gesundheitlichen Res-
sourcen fraglich, ob bei Patient:innen, bei
deneneinAugeerfolgreichbehandeltwur-
de, auch die Behandlung des zweiten Au-
ges geboten ist, während anderen Patien-
ten, die überhaupt nicht behandelt wur-
den, das Sehenauf einemAugeermöglicht
werden könnte [20].

Darüber hinaus haben erste Ergebnisse
der RPE-65-Behandlung angedeutet, dass
ein frühesEingreifenbeiKindernmit höhe-
rem Behandlungserfolg einhergeht. Über
die damit verbundenen ethischen Fragen
der informierten Einwilligungminderjähri-
gerPersonenhinausstellt sichdieFrage,ob
es im Sinne der Verteilungsgerechtigkeit
angemessen wäre, einen Altersschwellen-
wert festzulegen, dessen Überschreitung
die Chancen auf die Behandlung um ein
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Vielfaches schmälern würde, da die die
Schwelle unterschreitenden Personen be-
vorzugtwürden. Zudem lässt sich auch die
Frage aufwerfen, bis zu welchem Sehver-
lust die Behandlung erfolgen kann [20]. In
jedem Fall ist es wichtig, die Zuteilungsre-
geln für eine neuartige Gentherapie trans-
parent zu kommunizieren.

Auch gibt es einige genetisch bedingte
Augenerkrankungen, die bei bestimmten
Ethnien oder Geschlechtern häufiger auf-
treten, als bei anderen2. Für die institutio-
nellen Prüfungsausschüsse ist es einWarn-
signal, wenn eine Gruppe im Vergleich zu
einer anderen unverhältnismäßig behan-
delt wird, insbesondere wenn die sozialen
Umständeder Patient:innen in einemLand
im Vergleich zu einem anderen Land hin-
zukommen. So ergibt sich für die globa-
le Arzneimittelforschungdaraus potenziell
die Problematik, dass genetische Erkran-
kungen, die primär in ökonomisch schwä-
cherenLändern verbreitet sind,möglicher-
weise vernachlässigt und daher nicht in
ausreichendem Maße erforscht werden.

Modelle zur Finanzierung von
Gentherapeutika

Neben der Frage der Verteilung von knap-
pen finanziellen Ressourcen steht zudem
die Frage, wie die Kosten für die neu-
artigen Gentherapien einzugrenzen und
in Anbetracht des bereits angesproche-
nen erwartbaren Anstiegs gentherapeuti-
scher Behandlungsmethoden kalkulierbar
gemacht werden können. Dies hat in den
letzten Jahren einen Impuls für diewissen-
schaftliche und politische Beschäftigung
mit potenziellen Finanzierungsmodellen
ausgelöst. Ein Fokus liegt dabei darauf,
die aufkommenden Kosten besser kalku-
lieren zu können und einenWeg zu finden,
der das zur Verfügung stehende Gesund-
heitsbudget nicht überreizt.

2 Als Beispiel lassen sich Studien zu Retinitis
Pigmentosa bei aschkenasischen Juden anfüh-
ren, bei denen wesentliche Unterschiede in
den genetischenUrsachen der RP im Vergleich
zu Kohorten anderer Populationen dargelegt
wurden.Siehehierzu: [21].

Pay-for-Performance und Value-
Based-Pricing

Ein dabei immer wiederkehrender Ansatz
basiert auf der Idee von Pay-for-Per-
formance-Modellen, die die Vergütung
von Gentherapien an den nachweisbaren
Therapieerfolg knüpfen [4]. Es existieren
unterschiedliche Ausgestaltungsvarian-
ten für Pay-for-Performance-Modelle, die
von einer gestaffelten Zahlung an den
Hersteller bei bestätigter und anhaltender
Wirksamkeit bis hin zur initialen Erstattung
des Gesamtbetrags mit anschließender
Rückzahlung bei unzureichender Thera-
pieperformance reichen. Aus der Pers-
pektive öffentlicher Gesundheitssysteme
ist gerade bei Gentherapien die Variante
der Ratenzahlungen zu präferieren, da
sie eine schrittweise Finanzierung des
Gesamtbetrags ermöglicht und dadurch
vermeidet, dass durch eine einmalige ho-
he Zahlung ein unverhältnismäßig großer
Teil des Gesundheitsbudgets beansprucht
wird (Bundesdrucksache 19/23612). Ent-
gegen dieser Präferenz schafft der 2011
in Deutschland eingeführte Morbiditäts-
Risikostrukturausgleich (Morbi-RSA) für
Krankenkassen Anreize, auf ein Rückzah-
lungssystem zu setzen, da dies erhebliche
finanzielle Vorteile gegenüber Ratenzah-
lungenbietet [22]. Eine einmalige Zahlung
erreicht den für die Bezuschussung des
Morbi-RSA relevanten Schwellenwert, wo-
durch Krankenkassen einen Großteil der
Arzneimittelkosten refinanzieren können.
Im Gegensatz dazu könnte eine jährli-
che Zahlung den Schwellenwert nicht
erreichen.

Pharmazeutische Hersteller haben in
der Vergangenheit potenzielle Rückzah-
lungsverpflichtungen in ihre Preisstrategi-
en eingepreist, was zu zusätzlichen Preis-
aufschlägen auf die bereits hohen Arznei-
mittelkosten führte [23]. Entgegen dieser
Beobachtung steht die Einschätzung des
Bundesamts für soziale Sicherung, bei der
von einer in Summe größeren Forderung
bei Ratenzahlungsverträgen aufgrund ei-
ner hinzukommenden Diskontierung aus-
gegangen wird [22].

Der Einsatz von Pay-for-Performance-
Modellen erscheint insofern sinnvoll, als
dass diese sicherstellen können, dass die
finanziellen Mittel, die zur Deckung der
hohenpreislichenAnforderungender Her-

steller aufgebracht werden, zielgerichtet
eingesetzt werden und die therapeutische
Wirksamkeit des Medikaments nachweis-
lich gewährleistet ist. Darüber hinaus hat
ein solches Finanzierungsmodell den Ef-
fekt, dass weiteres Wissen über die Wirk-
samkeit in Form einer anwendungsbeglei-
tenden Datenerhebung generiert wird [9].
DiesesWissen ist vonbesondererRelevanz,
da die Wirksamkeit von Orphan Drugs vor
ihrer Zulassung aufgrund der häufig be-
grenzten Proband:innenzahl in klinischen
Studien nur eingeschränkt valide quan-
tifiziert werden kann [16]. Dennoch brin-
gen Pay-for-Performance Modelle auch ei-
ne Reihe von Schwierigkeiten mit sich. So
bringt die zusätzliche Bereitstellung von
Strukturen zur Erhebung und Auswertung
von Wirksamkeitsdaten einen erheblichen
Verwaltungsaufwand für die Versicherun-
gen mit sich, der zu hohen Transaktions-
kosten führen könnte [16].

Die Zentralisierung der
Erhebungsstrukturen und
Verhandlungsstrukturen

Eine Möglichkeit, diesen Verwaltungsauf-
wand einzugrenzen und die Transaktions-
kosten zu senken, besteht in der Bünde-
lung dieser Erhebungsstrukturen. Ein Bei-
spiel dieser Bündelung stellt das US-ame-
rikanische Cell and Gene Therapy (CGT)
Access-Programm dar.

Das US-amerikanische Center for Me-
dical Services (CMS) startete 2024 das Cell
andGeneTherapy (CGT)Access-Programm
und rief Pharmaunternehmen sowie Bun-
desstaaten zur Beteiligung auf [24]. Ziel
ist eine zentralisierte Preisverhandlung für
alle teilnehmenden Bundesstaaten, eine
standardisierte Zugangspolitik sowie die
Übernahme administrativer Aufgaben zur
Überwachung klinischer und finanzieller
Ergebnisse. Die zentrale Struktur bietet
Vorteile durch die kollektive Kaufkraft für
Preisnachlässe und reduziert den Verwal-
tungsaufwand sowie anfallende Kosten
[16, 23]. Das CMS hat sich für eine vollstän-
dige Zahlung zu Beginn der Behandlung
entschieden, die mit Rückerstattungen
im Falle des Nichteintretens der Wirksam-
keit einhergeht [25]. Dabei ist geplant,
die Sicherheits- und Wirksamkeitsdaten
von Herstellern und den Medicaid-Pro-
grammen zu sammeln, empfohlen wird
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darüber hinaus, ein Patient:innenregister
zu implementieren, um weitere Daten
zu generieren [25]. Eine ähnliche zen-
trale Struktur der Datenerhebung und
Verhandlung mit den Herstellern wäre
auch für die EU von Vorteil. Durch die im
Bereich der Orphan Drugs bestehende
geringe Zahl an Partizipierenden könnte
so eine größere Menge an Wirksamkeits-
daten erhoben werden, darüber hinaus
ist die Bündelung des Bewertungsverfah-
rens eindeutig effizienter als die vielfache
Wiederholung einer solchen Struktur auf
nationaler Ebene [16, 26].

Sollte die Datenerhebung national
erfolgen, wäre eine zentrale Struktur
bei den Krankenkassen vorteilhaft, da-
mit diese nicht einzeln zuständig sind.
Eine mögliche Lösung ist das prospek-
tive Kohortenmodell: Es sieht vor, dass
der Erstattungsbetrag zunächst für 1 bis
3 Jahre auf Basis des GBA-Beschlusses
gezahlt wird und anschließend jährlich
anhand der Wirksamkeitsdaten einer be-
obachteten Kohorte neu festgelegt wird.
Grundlage dafür sind zuvor vertraglich
definierte Erfolgs- und Misserfolgskriteri-
en. Der Vorteil des Modells liegt in seiner
zukunftsgerichteten Ausgestaltung ohne
nachträgliche Zahlungsflüsse. Die Daten-
erhebung kann auf Abrechnungs- und
Registerdaten basieren und vom GKV-
Spitzenverband durchgeführt werden.
Auch Daten, die aus der anwendungs-
begleitenden Datenerhebung resultieren,
können für die regelmäßige Neubewer-
tung herangezogen werden [27].

Durch Pay-for-Performance-Modelle
wird das grundsätzliche Problem der
Preisfindung nicht gelöst. Vielmehr kann
hierdurch lediglich das finanzielle Risiko
im Falle einer geringen Wirksamkeit der
Therapie reduziert werden. Zudem kann
dieses Modell, insbesondere bei Raten-
zahlungen, zu einer Entlastung der akuten
Gesamtgesundheitsausgaben beitragen.
Tritt die Wirksamkeit der Therapie ein, ist
jedoch der volle, zuvor verhandelte Preis
durchdie Leistungserbringer zu entrichten
[4].

Eine Möglichkeit, die Gesamtgesund-
heitsausgaben fürneuartigeGentherapien
kalkulierbar zu machen, besteht beispiels-
weise in dem von Pogge und Hollis vor-
geschlagenem Health Impact Fund (HIF),
einem staatlich finanzierten Pay-for-Per-

formance-Fonds, der Zahlungen an Her-
steller, basierend auf dem Gesamtnutzen
ihrer Produkte, leistet [27]. Der HIF wür-
de jährlich 6Mrd. US-Dollar an registrierte
Produkte proportional zu deren gemesse-
nen gesundheitlichen Auswirkungen ver-
teilen. Pharmaunternehmen, die ihre Pro-
dukte beim HIF registrieren, verpflichten
sich, diese für einen festgelegten Zeitraum
zu minimalen Produktions- und Vertriebs-
kosten anzubieten [27]. Dieses Konzept
könnte die Verteilungsgerechtigkeit för-
dern und die Spannung zwischen Pati-
ent:innenzugang und Forschungsanreizen
entschärfen [16]. Es würde eine genauere
Kalkulation der Kosten für innovative Arz-
neimittel ermöglichen und so der Sorge
vor einer Überlastung der Gesundheitsres-
sourcen entgegenwirken. Es bleibt aller-
dings ungewiss, ob dieHersteller an einem
solchenProgrammteilnehmenwürden,da
die vorherige Verpflichtung der Bereitstel-
lung zu minimalen Preisen erhebliche Ri-
siken für sie birgt.

Eine andere Möglichkeit, die Gesamt-
ausgaben für die Leistungserbringer ein-
zudämmen, wäre die genaue Prüfung der
Angemessenheit des von Herstellerseite
unterbreiteten Arzneimittelpreises.

Die Frage nach dem „fairen“ Preis

Eine Überprüfung der Angemessenheit
des Preises fällt aufgrundderUndurchsich-
tigkeit der vom Hersteller angegebenen
Forschungs- und Entwicklungskosten so-
wiedemAufkommen für Produktions- und
Vertriebskosten schwer [28]. Während auf
der einen Seite argumentiert wird, dass
es wissenschaftlich unmöglich sei, Arznei-
mittelpreise nach Kriterien der Fairness
und Gerechtigkeit zu bewerten [8], gibt es
auf der anderen Seite bereits eine Reihe an
Literatur, die Algorithmen oder Methoden
zur Bestimmung eines fairen oder ange-
messenen Preises für innovative Arznei-
mittel vorschlägt [16]. So ist beispielsweise
das Modell zur Berechnung eines fairen
Preises der Association Internationale de
laMutualité (AIM) zunennen, das anderen
Modellen kostenbasierter Preisgestaltung
ähnelt, jedoch durch die Hinzunahme des
sog. Innovationsbonus die Innovationen,
die über einen hohen gesundheitlichen
Wert verfügen, belohnt [29]. Auch die
geschätzte Patient:innenzahl hat einen

großen Einfluss auf den von dem Mo-
dell ermittelten gerechtfertigten Preis.
Das Modell setzt einen maximalen Kos-
tenbereich von 2,5Mrd. US-Dollar für das
Inverkehrbringen innovativer Arzneimittel
fest, dessen Überschreitung einbezogen
werden kann, wenn das Unternehmen
Nachweise für seine Notwendigkeit er-
bringt. So kann verhindert werden, dass
die oft für die Kosten angegebenen ho-
hen Ausgaben für die Übernahme von
Pharmaunternehmen, die sich teilweise
auf über 10 Mrd. US-Dollar belaufen, nicht
vollständig in die Preisgestaltung einflie-
ßen [30]. Ein Modell wie das der AIM
trägt dazu bei, die Gesundheitsausgaben
für neuartige Gentherapien auf einem
angemessenen Niveau zu belassen, das
sich primär an den für die Implementie-
rung des Medikaments bereitzustellenden
Kosten orientiert, jedoch auch den Wert
von Innovation anerkennt.

Insgesamtempfiehltes sich fürdieSeite
der Leistungserbringer, die Berechnungen
eines angemessenen Preises, wie es durch
das Modell bereitgestellt wird, zu berück-
sichtigen.

Fazit

Die Behandlung mit neuartigen Genthe-
rapeutika für seltene Erkrankungen zeigt
großes Potenzial, stellt jedoch eine er-
hebliche Herausforderung für die Alloka-
tion von Gesundheitsressourcen dar. Pay-
for-Performance-Modelle ermöglichen ei-
ne Staffelung der Kosten und eine Koppe-
lung der Preise an die Wirksamkeit, lösen
jedoch nicht alle bestehenden Probleme.
Zentralisierte Daten- und Verhandlungs-
strukturen können die Effizienz steigern
und die Verhandlungsposition gegenüber
Herstellern stärken,während Fondsmodel-
le wie der HIF eine bessere Planbarkeit der
Gesundheitsausgaben gewährleisten.

In der Ophthalmologie ergeben sich
spezifische Fragen zur Priorisierung von
Patient:innengruppen, zur Definition von
Eingriffsschwellenwerten und zur Vertei-
lung knapper Ressourcen, beispielsweise
bei der Behandlung des zweiten Auges
nach erfolgreicher Therapie des ersten.

Der Artikel wurde im Rahmen des vom
Bundesministerium für Bildung und For-
schung (BMBF) geförderten Forschungs-
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projektsNeurOPTICS verfasst (Förderkenn-
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