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Abstract

Im Ressortforschungsmandat wurden die Auswirkungen der geplanten Massnahmen der
EU zur Umsetzung der EU-Arzneimittelstrategie auf die Schweiz und das Zusammenspiel
der bestehenden Massnahmen zur Verbesserung der Versorgungs- und Anwendungssi-
cherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche in der Schweiz untersucht. Hierfiir
wurden Dokumente analysiert, ein Rechtsvergleich, Interviews und ein Workshop mit
ausgewdhlten Wissenstridgerinnen und -trdgern im Bereich Kinderarzneimittel durchge-
fithrt sowie ein Wirkungsmodell erstellt. Die geplanten Massnahmen der EU konnten die
Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche
in der Schweiz mehrheitlich verbessern. Uberdies ergibe sich fiir die Schweiz aus den
geplanten Massnahmen kaum unmittelbarer Handlungsbedarf. Weiter zeigt das Ressort-
forschungsmandat auf, dass die Schweiz {iber 17 Massnahmen zur Verbesserung der Ver-
sorgungs- und Anwendungssicherheit verfiigt. Trotz dieser Massnahmen werden in padi-
atrischen Bereichen mit hohem therapeutischem Bedarf noch immer zu wenig Arzneimit-
tel erforscht, entwickelt und zugelassen. Die Anwendung von Arzneimitteln ausserhalb
der behordlich genehmigten Fachinformation bleibt bei Kindern und Jugendlichen ver-
breitet (Off-Label-Use). Wihrend einzelne Massnahmen optimiert werden konnen, zeigt
das Ressortforschungsmandat, dass die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von
Arzneimitteln bei Kindern und Jugendlichen ganzheitlich und nachhaltig verbessert wer-
den muss.

| Schlusselworter
Kinderarzneimittel

Arzneimittel fiir seltene Krankheiten
Versorgungssicherheit
Anwendungssicherheit
EU-Arzneimittelstrategie

Kinder und Jugendliche
Ressortforschungsmandat
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Ausgangslage und Zielsetzung

Verschiedene Massnahmen sollen die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kin-
derarzneimitteln in der Schweiz sicherstellen. Trotz dieser Massnahmen kam es in den
letzten Jahren immer wieder zu Schwierigkeiten in beiden Bereichen. Zudem wird der
Schweizer Arzneimittelmarkt stark durch den internationalen Kontext beeinflusst. Insbe-
sondere Entscheide und neue Regulierungen in der EU — wie aktuell die Reform der Arz-
neimittelregulierung im Zuge der EU-Arzneimittelstrategie — beeinflussen die Arzneimit-
telversorgung in der Schweiz.

Das Bundesamt fiir Gesundheit (BAG) hat deshalb Interface Politikstudien Forschung Be-
ratung AG mit der Durchfithrung eines Ressortforschungsmandats beauftragt. Das Res-
sortforschungsmandat soll erstens aufzeigen, welche Auswirkungen die EU-Arzneimittel-
strategie auf die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln in der
Schweiz hat (Modul 1). Zweitens soll das Zusammenspiel der Massnahmen zur Verbes-
serung der Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln in der
Schweiz analysiert werden (Modul 2). Im Zentrum stehen dabei die folgenden Massnah-
men: die Verpflichtung, beim Zulassungsgesuch eines Arzneimittels ein padiatrisches
Priifkonzept (PPK) einzureichen, die Datenbank zur Dosierung von Arzneimitteln bei
Kindern (SwissPedDose) sowie das vereinfachte Zulassungsverfahren fiir neue und die
Statusdnderung fiir bereits zugelassene Arzneimittel fiir seltene Krankheiten (AMSK).
AMSK sind in der Pédiatrie von Bedeutung, da mehr als die Hélfte aller AMSK in der
Versorgung von Kindern und Jugendlichen zur Anwendung kommt.! Zudem sollen die
laufende dritte Revision des Heilmittelgesetzes (HMG3)2 und die Umsetzung der Emp-
fehlungen des BAG-Berichts Arzneimittelversorgungsengpisse beriicksichtigt werden.3
Schliesslich sollen mdgliche Stossrichtungen zur Verbesserung der Versorgungs- und An-
wendungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche aufgezeigt werden.

Methodik

Fiir die Beantwortung der Fragestellungen haben wir uns auf vier methodische Zugénge
gestiitzt: auf eine Dokumentenanalyse, auf leitfadenzentrierte Interviews mit Expertinnen
und Experten, auf einen Workshop mit ausgewahlten Stakeholdern und auf die Entwick-
lung eines Wirkungsmodells. Fiir die Interviews und den Workshop wurden nicht

Hanimann, Anina; Kaufmann, Cornel; Guggenbuhl, Anatolij; Laubereau, Birgit; Tilen, Romy; Rie-
der, Stefan (2022a): Situationsanalyse der Zulassungsmassnahmen «p&diatrisches Prifkon-
zept» und «wichtige Arzneimittel fur seltene Krankheiten» bei Kindern, Schlussbericht zuhanden
des BAG, Interface Politikstudien Forschung Beratung, Universitat Basel, Luzern/Basel, S. 23.
Bundesamt fiir Gesundheit BAG (2023a): Erlauternder Bericht zur Anderung des Heilmittelgeset-
zes, 2015-0994.

Bundesamt fir Gesundheit BAG (2022): Versorgungsengpasse mit Humanarzneimitteln in der
Schweiz. Situationsanalyse und zu priifende Verbesserungsmassnahmen, BAG, Bern.
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samtliche Stakeholder befragt, sondern zentrale Wissenstragerinnen und -triger ausge-
wihlt. Die Resultate sind entsprechend zu interpretieren.
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Ergebnisse

Das Ressortforschungsmandat beinhaltet zwei Module sowie eine Gesamtbetrachtung der
Massnahmen fiir Kinderarzneimittel in der Schweiz.* Wir haben neun Forschungsfragen
untersucht: fiir das Modul 1 drei, fiir das Modul 2 vier und fiir die Gesamtbetrachtung zwei
Forschungsfragen. Im Folgenden prisentieren wir die Ergebnisse des Mandats.

| Modul 1 — Auswirkungen der EU-Arzneimittelstrategie

Die EU plant, mit verschiedenen legislativen Massnahmen die EU-Arzneimittelstrategie
umzusetzen. Hierflir hat die Europdische Kommission Vorschlige fiir eine Verordnung?®
und eine Richtlinie® erarbeitet und im Friihling 2023 der EU-Legislative eingereicht. Zum
Zeitpunkt der Verfassung dieses Executive Summary befinden sich die beiden Vorschldge
noch immer in der EU-Legislative.

Im Modul 1 haben wir die Auswirkungen der geplanten Massnahmen auf die Versor-
gungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK in der Schweiz
analysiert.” Die Analyse zeigt erstens, welche Massnahmen die EU beziiglich Kinderarz-
neimittel und AMSK mit der Umsetzung der EU-Arzneimittelstrategie plant, welche Ziele
damit erreicht werden sollen und welche Auswirkungen auf die Versorgungs- und An-
wendungssicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK in der Schweiz zu erwarten sind.
Zweitens haben wir untersucht, wie diese Massnahmen im Lichte des geltenden Rechts
sowie der geplanten Anderungen der dritten HMG-Revision und der geplanten Umsetzung
der Empfehlungen des BAG-Berichts Arzneimittelversorgungsengpésse zu beurteilen
sind. Schliesslich haben wir aufgezeigt, welcher rechtliche Anpassungsbedarf fiir die
Schweiz hieraus resultiert. Im Folgenden zeigen wir die Ergebnisse des Moduls 1 entlang
der drei Forschungsfragen auf:

1. Welche Massnahmen (Neuerungen und Anderungen) plant die EU beziiglich Kinder-
arzneimittel und Arzneimittel gegen seltene Krankheiten (AMSK), welche Ziele ver-
folgt die EU mit diesen Massnahmen und welche Auswirkungen auf die Versorgungs-
und Anwendungssicherheit von solchen Arzneimitteln auf die Schweiz sind zu erwar-
ten?

Die EU plant 17 Massnahmen zu Kinderarzneimitteln und AMSK. Mit diesen Massnah-
men zielt die EU insbesondere darauf ab, bestehende Schwéchen bei der Regulierung von
Kinderarzneimitteln und AMSK zu beheben, medizinische Versorgungsliicken zu

Bundesamt fur Gesundheit BAG (2023b): Eckwerte: Die Versorgungs- und Anwendungssicher-
heit von Kinderarzneimittel im Kontext der EU-Arzneimittelstrategie, BAG, Bern.

Vorschlag fur eine Verordnung des européischen Parlaments und des Rates zur Festlegung der
Verfahren der Union fiir die Zulassung und Uberwachung von Humanarzneimitteln und zur Fest-
legung von Vorschriften fiir die Européische Arzneimittel-Agentur, zur Anderung der Verordnung
(EG) Nr. 1394/2007 und der Verordnung (EU) Nr. 536/2014 sowie zur Aufhebung der Verord-
nung (EG) Nr. 726/2004, der Verordnung (EG) Nr. 141/2000 und der Verordnung (EG)

Nr. 1901/2006.

Vorschlag fur eine Richtlinie des europaischen Parlaments und des Rates zur Schaffung eines
Unionskodexes fir Humanarzneimittel und zur Aufhebung der Richtlinie 2001/83/EG und der
Richtlinie 2009/35/EG.

Die Umsetzung der EU-Arzneimittelstrategie beinhaltet legislative und nicht-legislative Massnah-
men. Modul 1 fokussiert hier ausschliesslich auf die legislativen Massnahmen, die in der durch
die Europaische Kommission vorgeschlagenen neuen Richtlinie und neuen Verordnung enthal-
ten sind.
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schliessen, prioritdre antimikrobielle Mittel zu férdern und das rasche Inverkehrbringen
von Arzneimitteln in allen Mitgliedstaaten zu fordern.

Betreffend die moglichen Auswirkungen der geplanten Massnahmen erwarten wir fiir sie-
ben Massnahmen (eher) positive Auswirkungen auf die Versorgungs- und Anwendungs-
sicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK, bei drei Massnahmen konnten die Aus-
wirkungen positiv oder negativ sein, bei zwei Massnahmen erwarten wir (eher) negative
Auswirkungen und bei den iibrigen fiinf Massnahmen erwarten wir keine Auswirkungen.
Die Tabelle auf den folgenden Seiten bietet eine Ubersicht iiber die geplanten Massnah-
men der EU und {iber die potenziellen Auswirkungen auf die Versorgungs- und Anwen-
dungssicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK in der Schweiz.

2. Inwiefern sind die geplanten EU-Massnahmen mit dem geltenden Recht und den ge-
planten Anderungen der dritten HMG-Revision beziehungsweise mit der geplanten
Umsetzung der Empfehlungen des BAG-Berichts Arzneimittelversorgungsengpésse
kompatibel?

Die geplanten Massnahmen der EU sind mehrheitlich kompatibel mit geltendem Recht
und mit den geplanten Anderungen in der Schweiz. Lediglich eine geplante Massnahme
steht im Widerspruch zum geltenden Recht in der Schweiz:

— FEinfiihrung erste PIPs: Die EU sieht vor, dass Arzneimittelentwickler bei neuen Wirk-
stoffen oder aufgrund von wissenschaftlichen Griinden in einem ersten Schritt ein so-
genanntes «erstes PIP» bei der European Medicines Agency (EMA) einreichen kon-
nen. Ein solches wire weniger umfangreich als vollstindige PIPs und soll somit auf
die dynamischen Prozesse der Arzneimittelentwicklung ausgerichtet werden. Die Ein-
fithrung dieser ersten PIPs in der EU kénnte Schwierigkeiten mit dem geltenden Recht
in der Schweiz verursachen, da die Schweiz zum Zeitpunkt dieses Executive Summary
keine ersten PIPs kennt. Vollstdndige PIPs aus der EU kénnen hingegen bereits heute
in der Schweiz eingereicht werden.

3. Welcher Anpassungsbedarf resultiert aus den geplanten Massnahmen zur Revision des
EU-Arzneimittelrechts fiir die Regulierung von Kinderarzneimitteln und AMSK in der
Schweiz?

Sollten die Massnahmen in der EU wie geplant umgesetzt werden, sehen wir in zwei Be-
reichen einen unmittelbaren Handlungsbedarf fiir die Schweiz:

— Einfiihrung erste pddiatrische Priifkonzepte (PIPs): Um zu verhindern, dass Arznei-
mittelentwickler die Zulassung eines Arzneimittels in der Schweiz zeitlich nach hinten
verschieben, sollten die von der EMA genehmigten ersten PIPs auch in der Schweiz
akzeptiert werden. Gemaéss unserer Einschitzung braucht es dazu eine Anpassung auf
Verordnungsstufe — namentlich der Arzneimittelverordnung, da der Bundesrat gemiss
Art. 54a Abs. 2 HMG das Verfahren und die Anforderungen an das péadiatrische Priif-
konzept regelt.

— Angleichung der Kriterien fiir Freistellungen: Swissmedic hat einen gewissen Spiel-
raum bei der Auslegung der Kriterien zur (Nicht-)Gewidhrung von Freistellungen.
Dadurch kann verhindert werden, dass Freistellungen in der Schweiz gewéhrt werden,
die in der EU nicht gewéhrt wurden. Dennoch ist es angezeigt, die Arzneimittelver-
ordnung anzupassen, damit die geplanten Massnahmen der EU im Bereich der Frei-
stellungen darin abgebildet werden.

Executive Summary Ressortforschungsmandat Kinderarzneimittel 9
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Geplante Massnahmen zur Umsetzung der EU-Arzneimittelstrategie und erwartete Auswirkungen

Massnahme Beschreibung der Massnahme Erwartete Wirkung in der Schweiz
Versorgungssicherheit ~ Anwendungssicherheit

Forschung und Entwicklung

AMSK fiir me?izinische Es soll e_in spezie_ller Status fir AMSK geschaffen werden, die eine grosse medizinische Versorgungsliicke fir seltene + (AMSK) + (AMSK)

Versorgungsliicken (N) Krankheiten schliessen.

Européisches Netz (A) Das aktuelle Enpr-EMA soll um Vertretende von Patientenorganisationen und Arzneimittelentwicklern erganzt werden. Zu- + (KiAM) + (KiAM)

dem soll das neue Netzwerk neu auch eine beratende Funktion betreffend die Prioritdten in der Forschung und Entwicklung
von Kinderarzneimitteln ibernehmen.

Padiatrisches
Prifkonzept (A)

Es soll neu unter bestimmten Bedingungen die Mdglichkeit geben, in einem ersten Schritt ein weniger umfangreiches «ers-
tes padiatrisches Priifkonzept» erstellen zu kdnnen.

+ (KiAM und AMSK)

+ (KiAM und AMSK)

Freistellungen und
Zuruckstellungen (A)

Eine Freistellung bei Krankheiten, die nur bei Erwachsenen auftreten, soll neu nicht mehr gewahrt werden, wenn beste-
hende wissenschaftliche Evidenz darauf hinweist, dass das Arzneimittel aufgrund seines molekularen Wirkungsmechanis-
mus’ bei einer anderen Krankheit bei Kindern wirksam sein kénnte. Zudem soll eine Zurtickstellung neu hdchstens finf
Jahre dauern diirfen.

+ (KiAM und AMSK)

+ (KiAM und AMSK)

AMSK-Status (A)

Das Kiriterium der ungeniigenden Gewinnaussichten soll gestrichen werden. Zudem soll die Europaische Kommission neu + (AMSK) + (AMSK)
weitere spezifische Kriterien fir bestimmte Krankheiten festlegen kénnen.
Klassifizierung als ATMP  Neu sollen unter anderem Arzneimittelentwickler von Kinderarzneimitteln und AMSK eine wissenschaftliche Empfehlung 0 0

(A)

darlber einholen kénnen, ob es sich beim Produkt um ein Arzneimittel — einschliesslich eines ATMP — handelt oder nicht.

Umweltvertraglichkeits-

priifung (A)

Die Anforderungen an die Umweltvertraglichkeitsprifung bei der Zulassung von Arzneimitteln sollen verscharft und auf neue
Schutzziele ausgeweitet werden.

(-) (KiAM und AMSK)

(-) (KiAM und AMSK)

Zulassung

Einfiihrung Bolar-Aus-
nahmeregelung (N)

Zum Zeitpunkt der Verfassung dieses Executive Summary gewahren einzelne Mitgliedstaaten die Moglichkeit, die durch ein
Patent geschiitzten eingereichten Unterlagen fiir die Beantragung einer Zulassung fiir Nachahmerprodukte verwenden zu
durfen (sog. Bolar-Ausnahme). Diese Regelung soll neu in der gesamten EU gelten.

+/- (KIAM und AMSK)

+/- (KIAM und AMSK)

Befristete Notfall-

Mit der befristeten Notfallzulassung soll fiir den Fall einer gesundheitlichen Notlage eine neue Moglichkeit eingefiihrt wer- 0 0
zulassung (N) den, um Arzneimittel fiir einen befristeten Zeitraum zulassen zu kénnen.
Einstellung des Vertriebs Neu sollen Arzneimittelentwickler die Einstellung des Vertriebs eines Arzneimittels spatestens zwolf (statt sechs) Monate 0 0

eines .
Kinderarzneimittels (A)

davor den zustandigen Behdrden kommunizieren missen.

Executive Summary Ressortforschungsmandat Kinderarzneimittel
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Massnahme Beschreibung der Massnahme Erwartete Wirkung in der Schweiz

Versorgungssicherheit  Anwendungssicherheit

Zulassungsprozess (A)  Neu sollen ausschliesslich fir die padiatrische Verwendung bestimmte Arzneimittel, Arzneimittel mit einer padiatrischen Indi- (KiAM und AMSK) + (KIAM und AMSK)
kation und AMSK zwingend Uber das zentralisierte Verfahren zur Zulassung gebracht werden missen. Zudem soll die Struk-
tur der EMA vereinfacht werden.

Vergiitung und finanzielle Anreize

Ubertragbarer Gutschein Ein Arzneimittelentwickler, der die Zulassung fiir ein prioritdres antimikrobielles Mittel erhélt, soll neu einen (ibertragbaren (+) (KIAM) (+) (KIAM)
fur prioritdre antimikrobi-  Gutschein erhalten, mit dem der Unterlagenschutz eines zugelassenen Arzneimittels um zwdlf Monate verlangert werden

elle Mittel (N) kann.

Unterlagenschutz bei Es soll ein neuer vierjahriger Unterlagenschutz flr die Zulassung von neuen Indikationen bei patentfreien Arzneimitteln ein- 0

Zulassung patentfreier gefiihrt werden.
Arzneimittel fir neue
Indikationen (N)

Unterlagenschutz fur Der Unterlagenschutz soll auf sechs Jahre verkiirzt werden. Zudem soll es zusatzliche Mdglichkeiten zur Verlangerung des 4. (KiAM und AMSK) +/- (KIAM und AMSK)
neue Arzneimittel (A) Unterlagenschutzes geben.
Genehmigung fur Der PUMA soll neu sechs (statt acht) Jahre betragen und verlangert werden kdnnen. 0 0

die padiatrische
Verwendung (A)

Marktexklusivitat fur Das Anrecht auf zwei weitere Jahre Marktexklusivitat bei Vorliegen der Ergebnisse eines bewilligten PIPs soll wegfallen. +/- (AMSK) +/- (AMSK)
AMSK (A) Zudem soll die Dauer der Marktexklusivitat neu vom Typ des AMSK abhangig sein (finf Jahre fir AMSK zur allgemeinen

medizinischen Verwendung; neun Jahre fur gewdhnliche AMSK; zehn Jahre fir AMSK flr grosse medizinische Versor-

gungsliicken). Schliesslich soll das Marktexklusivitatsrecht neu verlangert werden kénnen.

Vertrieb

Inverkehrbringen von Bereits zugelassene Arzneimittel, die eine neue padiatrische Indikation erhalten haben, sollen innerhalb von zwei Jahren (-) KIAM 0
Kinderarzneimitteln (N) nach Zulassung der padiatrischen Indikation in allen Mitgliedstaaten, in denen das Arzneimittel bereits in Verkehr gebracht
wurde, mit der padiatrischen Indikation auf den Markt gebracht werden mussen.

Quelle: Darstellung Interface

Legende: (A) = Anderung an Massnahme, (N) = Neue Massnahme; + = positive Wirkung, (+) = eher positive Wirkung, 0 = keine Wirkung, (-) = eher negative Wirkung, +/- = positive und negative Wirkung
moglich; AMSK = Arzneimittel gegen seltene Krankheiten, ATMP = Arzneimittel fir neuartige Therapien (Advanced Therapy Medicinal Products), KiAM = Kinderarzneimittel, Enpr-EMA = European Net-
work of Paediatric Research at the European Medicines Agency, PUMA = paediatric-use marketing authorization.

Executive Summary Ressortforschungsmandat Kinderarzneimittel 11
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| Modul 2 — Zusammenspiel der Massnahmen in der Schweiz

Im Modul 2 haben wir das Zusammenspiel der Massnahmen im Bereich Kinderarzneimit-
tel in der Schweiz untersucht. Dazu haben wir zuerst die aktuelle Situation der Versor-
gungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK dargestellt. Wei-
ter haben wir die Eignung der drei zentralen Massnahmen (SwissPedDose, pédiatrisches
Priifkonzept sowie vereinfachte Zulassung fiir neue und Statusénderung fiir bereits zuge-
lassene AMSK) zur Sicherstellung der Versorgungs- und Anwendungssicherheit tiber-
priift. Im Folgenden zeigen wir die Ergebnisse des Moduls 2 entlang der vier Forschungs-
fragen auf:

4. Wie gestaltet sich aktuell die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kinder-
arzneimitteln in der Schweiz?

Unsere Analyse deutet auf Schwierigkeiten bei der Versorgung und der Anwendung mit
Kinderarzneimitteln hin. Insgesamt scheint die Versorgungssicherheit bei Kinderarznei-
mitteln aber der kritischere Aspekt zu sein als die Anwendungssicherheit. Die Ursachen
fiir Versorgungsengpésse bei Kinderarzneimitteln unterscheiden sich nicht von Versor-
gungsengpéssen bei Erwachsenenarzneimitteln. Es lassen sich im Bereich Versorgungssi-
cherheit aber einige Besonderheiten identifizieren:

— Es fehlen zugelassene Kinderarzneimittel in Bereichen mit grossem Therapiebedarf
(z.B. zur Behandlung von psychischen Stérungen);

— Es gibt bei Antibiotika und Schmerzmitteln immer wieder Versorgungsprobleme bei
Kindern;

— Das Vorhandensein von Ersatzprdiparaten fiir ein Originalpréparat, die aber nicht fiir
Kinder und Jugendliche zugelassen sind, kann den falschen Anschein erwecken, dass
die Versorgung mit entsprechenden Wirkstoffen auch bei Kindern und Jugendlichen
gesichert ist.

Im Bereich der Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche las-
sen sich folgende Besonderheiten identifizieren:

— Die Anwendung von Arzneimitteln ausserhalb der zugelassenen Fachinformation
(sog. Off-Label-Use) kommt in der Péadiatrie haufig vor, ist jedoch mit Risiken verbun-
den: Studiendaten iiber die Anwendung bei Kindern und Jugendlichen fehlen und die
Arzneimittel miissen oft manipuliert werden, um in eine fiir Kinder geeignete Darrei-
chungsform gebracht zu werden (z.B. als Suspension). Dabei konnen Fehler bei der
Dosierung passieren.

— Formula-Arzneimittel werden in der Padiatrie hiufig verabreicht. Diese sind jedoch
anfilliger fiir Verschreibungs-, Dosierungs- und Anwendungsfehler als zugelassene
Arzneimittel, da sie durch Gesundheitsfachpersonen selbst hergestellt werden und iiber
keine Packungsbeilage verfiigen.

— Der Oft-Label-Use von fiir Erwachsene zugelassenen Arzneimitteln bei Kindern und
Jugendlichen und Formula-Arzneimitteln birgt Haftungsrisiken fiir die verschreiben-
den Gesundheitsfachpersonen.

— Es fehlen sowohl bei Arzneimitteln mit als auch ohne péadiatrische Indikation teilweise
geeignete Dosierungshelfer (z.B. Messbecher oder Messloffel), was zu Dosierungs-
fehlern in der Verabreichung von Arzneimitteln bei Kindern und Jugendlichen fithren
kann.

— Bei Versorgungsengpéssen eines Originalpriparats kann die Verabreichung von Er-
satzprdparaten ohne zugelassene péddiatrische Indikation insbesondere bei Neugebor-
genen und Kleinkindern gefdhrlich sein.
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5. Inwiefern konnen die drei Massnahmen SwissPedDose, péadiatrisches Priifkonzept und
vereinfachte Zulassung neuer AMSK/Anderung des Status bereits zugelassener
AMSK wirksam zur Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir
Kinder und Jugendliche beitragen?

— SwissPedDose: Die qualitativ hochstehenden und umfassenden Dosierungsempfeh-
lungen sowie die gute Etablierung der Datenbank SwissPedDose in Spitdlern trigt
massgeblich zur Anwendungssicherheit von Arzneimitteln, die Off-Label bei Kindern
und Jugendlichen angewendet werden, bei. Der Beitrag der Datenbank zur Anwen-
dungssicherheit kdnnte durch eine stirkere Verbreitung bei Allgemeinmedizinerinnen
und Allgemeinmedizinern im ambulanten Bereich, in der Westschweiz und durch eine
bessere Nutzerfreundlichkeit noch erhoht werden. Zur Steigerung der Bekanntheit hat
SwissPedDose bereits Massnahmen ergriffen.

— Pddiatrisches Priifkonzept (PPK): Dank der Einfiihrung der Pflicht zur Erstellung und
Umsetzung pédiatrischer Priifkonzepte in der EU und in der Schweiz konnte ein wich-
tiger Beitrag zur Anwendungs- und Versorgungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kin-
der und Jugendliche geleistet werden. Die Priifkonzepte haben zu mehr verfiigbaren
Daten iiber die Anwendung und Wirksamkeit von Arzneimitteln bei Kindern und Ju-
gendlichen gefiihrt. Dadurch steigt auch die Anwendungssicherheit beim Off-Label-
Use. Zudem hat sich in der EU die Versorgungssicherheit bei Kinderarzneimitteln seit
Einfiihrung der PPK verbessert: Die Anzahl zugelassener Arzneimittel, Indikationen
und Dosierungen fiir Kinder und Jugendliche hat sich zwischen 2007 und 2013 ver-
doppelt. Die Schweiz hat die Pflicht erst spéter eingefiihrt. Entsprechend ist damit zu
rechnen, dass diese positiven Wirkungen auf die Versorgungssicherheit bis 2026 auch
in der Schweiz zu beobachten sind. Der Beitrag zur Anwendungs- und Versorgungs-
sicherheit der PPK konnte gesteigert werden, wenn die Umsetzbarkeit derselben ver-
bessert wiirde, weniger Freistellungen gewéhrt wiirden, PPK in Bereichen mit hohem
therapeutischen Bedarf gefordert wiirden, verstirkt auch fiir «alte Arzneimittel»
(d.h. Arzneimittel ohne immaterialgiiterrechtlichen Schutz, die bereits lange auf dem
Markt sind) PPK erstellt wiirden und padiatrische Indikationserweiterungen auf Basis
von Studiendaten tatsdchlich zur Zulassung gebracht wiirden.

— Vereinfachtes Zulassungsverfahren fiir neue AMSK und Anderung des Status bereits
zugelassener AMSK: Die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von AMSK hat
sich in den letzten Jahren verbessert. In der Schweiz kam es seit 2011 und insbesondere
zwischen 2019 und 2021 zu mehr Zulassungen und Markteintritten von AMSK — vor
allem durch das vereinfachte Zulassungsverfahren nach Art. 14 Abs. 1 Bst. a'—aater
HMG. Dadurch konnte insbesondere die Versorgung- und Anwendungssicherheit von
Arzneimitteln fiir seltene Stoffwechselerkrankungen bei Kindern und Jugendlichen
verbessert werden. Allerdings ist nicht davon auszugehen, dass sich dieser Trend fort-
setzt. Zudem muss Swissmedic aufgrund des Auslandskriteriums teilweise den
AMSK-Status vergeben, selbst wenn es sich um eine hiufige Erkrankung handelt.
Dadurch wird die Versorgung- und Anwendungssicherheit von AMSK nur scheinbar
verbessert. Zum vereinfachten Zulassungsverfahren fiir AMSK konnen keine Aussa-
gen iiber die Wirkungen gemacht werden.
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6. Welche weiteren Massnahmen, die zur Versorgungs- und Anwendungssicherheit von
Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche beitragen, gibt es in der Schweiz?

Wir haben 17 Massnahmen identifiziert, die zur Versorgungs- und Anwendungssicherheit
von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche beitragen. Drei beziehen sich auf die For-
schung und Entwicklung, vier auf die Zulassung, fiinf auf die Vergiitung und die finanzi-
ellen Anreize, drei auf den Vertrieb und zwei auf die Anwendung.

7. Wie ist das Zusammenspiel aller Massnahmen in der Schweiz, die zur Versorgungs-
und Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche beitragen,
zu beurteilen?

Die identifizierten Massnahmen decken die wichtigen Phasen eines Arzneimittels ab, wi-
dersprechen sich nicht und zielen sowohl auf die Verbesserung der Versorgungs- als auch
der Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln und AMSK. Gleichzeitig konnen wir
nicht fiir alle Massnahmen massgebliche Wirkungen auf die Versorgungs- und Anwen-
dungssicherheit ausmachen. Einen eher starken Einfluss schreiben wir den drei Haupt-
massnahmen SwissPedDose, padiatrische Priifkonzept und AMSK-Status — jedoch nicht
dem vereinfachten Zulassungsverfahren fir AMSK — sowie den Massnahmen Formula-
Arzneimittel und dem Einzelimport von in der Schweiz nicht zugelassenen Arzneimitteln
zu. Einen eher schwachen oder gar keinen Effekt schreiben wir den Massnahmen im Zu-
sammenhang mit der Vergilitung und den finanziellen Anreizen (Unterlagenschutz, padi-
atrisches ergénzendes Schutzzertifikat [PESZ], padiatrische Verldngerung eines bestehen-
den erginzenden Schutzzertifikats [PVESZ], Privalenzmodell, Vergiitung iiber Auf-
nahme in Spezialititenliste oder im Einzelfall) zu.

Nach wie vor fehlen aber schlagkréftige Massnahmen, um in Bereichen mit hohem thera-
peutischem Bedarf die Forschung und Entwicklung von Arzneimitteln fiir Kinder und Ju-
gendliche zu gewihrleisten. Zudem tragen die existierenden Massnahmen nicht dazu bei,
dass der Off-Label-Use von Arzneimitteln bei Kindern und Jugendlichen relevant redu-
ziert wird und es damit zu einer Verbesserung der Anwendungssicherheit kommt.

Schliesslich kann hinter den identifizierten Massnahmen zur Verbesserung der Versor-
gungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln keine stringente Strategie
ausgemacht werden. Die 17 identifizierten Massnahmen sind nicht immer aufeinander
oder auf weitere Massnahmen im Bereich der Arzneimittelregulierung abgestimmt. So soll
beispielsweise das Pravalenzmodell dazu beitragen, dass unter anderem péadiatrische Indi-
kationserweiterungen auf den Markt gebracht werden, jedoch schrecken die damit verbun-
denen neuen Preisverhandlungen die Arzneimittelentwickler davon ab, dieses zu verwen-
den. Weiter sind beispielsweise Formula-Arzneimittel fiir die Gesundheitsfachpersonen
teilweise attraktiver zu verschreiben als iiber den Einzelimport eingefiihrte Arzneimittel,
obwohl letztere bei der Anwendung als sicherer gelten. Das Zusammenspiel der Massnah-
men dhnelt somit eher einem Flickenteppich als einem System, in dem alle Réder ineinan-
dergreifen.

| Gesamtbetrachtung

Basierend auf den Ergebnissen der zwei Module haben wir eine Gesamtbetrachtung der
Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln in der Schweiz vorge-
nommen und mdglichen Handlungsbedarf abgeleitet. Im Folgenden zeigen wir die Ergeb-
nisse der Gesamtbetrachtung entlang der zwei Fragestellungen auf:
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8. Gibt es Liicken im bestehenden Zusammenspiel der Massnahmen hinsichtlich der Ge-
wihrleistung der Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Kinderarzneimitteln?
Falls ja, wo gibt es Liicken und wie konnten sie geschlossen werden?

Wir konnten insbesondere fiinf Liicken im Zusammenspiel der Massnahmen identifizie-
ren:

— Nach wie vor fehlen Studiendaten iiber die Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern
und Jugendlichen: Trotz der Pflicht, padiatrische Priifkonzepte zu erstellen und umzu-
setzen, fehlen Studiendaten iiber die Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern und
Jugendlichen. Gezielte Anreize (z.B. zusitzliche Boni bei Schliessung von medizini-
schen Versorgungsliicken oder fiir Weiterentwicklung «alter» Arzneimittel fiir Kinder
und Jugendliche), Anpassungen an der Regulierung der pédiatrischen Priifkonzepte
(z.B. restriktivere Gewdhrung von Freistellungen) oder durch das Staatssekretariat fiir
Bildung, Forschung und Innovation und oder den Schweizerischen Nationalfonds aus-
geschriebene und finanzierte Forschungsprojekte (z.B. um die geeignete Dosierung
eines Arzneimittels bei der Anwendung bei Kindern und Jugendlichen zu finden)
konnten dazu beitragen, Studiendaten zu erheben.

— Pddiatrische Indikationserweiterungen werden nicht immer beantragt: Selbst wenn
eine padiatrische Indikationserweiterung basierend auf erhobenen Studiendaten mog-
lich wire, wird eine solche nicht immer beantragt. Spezifische Preisfestlegungsinstru-
mente, ein Verzicht auf erneute Preisverhandlungen oder die Gewéhrung von héheren
Preisen fiir Kinderarzneimittel konnte dabei helfen, dass mehr padiatrische Indikati-
onserweiterungen beantragt werden. Gleichzeitig konnten solche Massnahmen jedoch
den Massnahmen zur Kostenddmpfung in der obligatorischen Krankenpflegeversiche-
rung entgegenwirken.

— Nicht alle Gesundheitsfachpersonen nutzen SwissPedDose: Die harmonisierten Dosie-
rungsempfehlungen von SwissPedDose beim Off-Label-Use von Arzneimitteln bei
Kindern und Jugendlichen werden insbesondere durch niedergelassene Allgemeinme-
dizinerinnen und Allgemeinmediziner und in der Westschweiz noch zu wenig ange-
wendet. Wére SwissPedDose besser bekannt und benutzerfreundlicher (z.B. Zugang
zur Datenbank iiber App oder Moglichkeit, nach Indikation zu suchen), konnte die
Nutzung dieser Datenbank gesteigert und der Beitrag zur Anwendungssicherheit er-
hoht werden.

— Dosierungsfehler kénnen aufgrund von ungeeigneten Dosierungshelfern passieren.:
Insbesondere bei der ambulanten Betreuung kann es zu ungenauen Dosierungen auf-
grund von nicht korrekt angewendeten beziehungsweise nicht korrekt kalibrierten Do-
sierungshelfern kommen. Geeignetere Dosierungshelfer (z.B. Dosierungsspritzen)
und die Einfithrung der Erziehungs- beziehungsweise Betreuungspersonen in die kor-
rekte Handhabung von Dosierungshelfern durch die abgebenden Gesundheitsfachper-
sonen (z.B. Apotheker/-innen) kénnten ungenauen Dosierungen entgegenwirken.

— Einzelimport ist mit Hiirden verbunden: Vor allem der Einzelimport von Kinderarz-
neimitteln und AMSK mit einem Wirkstoff, der in der Schweiz nicht zugelassen ist,®
ist trotz der Relevanz des Einzelimports bei der Versorgung mit diesen Arzneimitteln
— insbesondere wihrend Versorgungsengpéssen und bei Notfédllen — mit Hiirden ver-
bunden. Der Ausbau der Heilmittelplattform der Meldestelle Heilmittel der wirtschaft-
lichen Landesversorgung, der zum Zeitpunkt der Verfassung dieses Executive

Ist ein in der Spezialitatenliste aufgefiihrtes Arzneimittel in der Schweiz voribergehend nicht ver-
fugbar, entfallt unter bestimmten Bedingungen die Beantragung einer Kostengutsprache beim
Einzelimport von wirkstoffahnlichen, in der Schweiz nicht zugelassenen Arzneimitteln.
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Summary durchgefiihrt wird, sowie die verfiigbaren Pléne, den Einzelimport auszu-
weiten, konnten die Hiirden abbauen.

9. Welcher (rechtliche) Handlungsbedarf ergibt sich fiir die Versorgungs- und Anwen-
dungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kinder und Jugendliche in der Schweiz
(z.B. neue Massnahmen, Veranderung im Zusammenspiel bestehender Massnahmen)?

Basierend auf den Ergebnissen des Ressortforschungsmandats ergibt sich folgender Hand-
lungsbedarf fiir die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir Kin-
der und Jugendliche in der Schweiz:

— Versorgungs- und Anwendungssicherheit muss ganzheitlich und nachhaltig verbessert
werden: Einzelne Massnahmen kdnnen zwar dazu beitragen, spezifische Herausforde-
rungen zu bewiltigen. Die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Arzneimit-
teln bei Kindern und Jugendlichen sollte jedoch ganzheitlich und nachhaltig verbessert
werden. Hierfiir bietet sich beispielsweise die Einfiihrung eines spezifischen «Paedi-
atric Track» fiir Arzneimittel der Kategorie «Paediatrics» an. Arzneimittel, die sich
bereits friih als Kinderarzneimittel einstufen lassen wiirden, konnten dadurch wiahrend
allen Phasen (Forschung und Entwicklung, Zulassung, Vergiitung und finanzielle An-
reize, Vertrieb und Anwendung) mittels geeigneter Massnahmen unterstiitzt werden.
Bei der Einfilhrung von solchen spezifischen Massnahmen fiir Kinderarzneimittel
sollte jedoch gepriift werden, inwiefern diese ungleiche Behandlung von Kindern/Ju-
gendlichen und anderen Bevolkerungsgruppen mit ebenfalls kleiner Patientenpopula-
tion (z.B. geriatrische Bevolkerungsgruppe oder schwangere/stillende Frauen) ge-
rechtfertigt ist. Zudem sollte beachtet werden, dass die Einfiihrung solcher Massnah-
men den Massnahmen zur Kostenddmpfung in der obligatorischen Krankenpflegever-
sicherung entgegenwirken kdnnten

— Aktionsplan zur Schliessung der Liicken erstellen: Das Ressortforschungsmandat hat
einige Liicken, die die Versorgungs- und Anwendungssicherheit von Arzneimitteln fiir
Kinder und Jugendliche einschrinken, aufgezeigt. Das Ressortforschungsmandat hat
auch einige Massnahmen présentiert, mit denen diese Liicken angegangen werden
konnten. Nun geht es darum, diese Massnahmen rasch zu priifen, anzupassen oder al-
lenfalls neue Massnahmen zu erarbeiten, damit die Liicken geschlossen werden kon-
nen. Hierfiir bietet sich die Erstellung eines Aktionsplans an, der die Liicken und die
dazugehdrigen Massnahmen aufzeigt.

—  Sofortmassnahmen zur Verbesserung der Versorgung mit Kinderarzneimitteln: Das
Ressortforschungsmandat zeigt auf, dass die Versorgung von Kindern und Jugendli-
chen mit Arzneimitteln aktuell kritisch ist. Insbesondere bei Antibiotika und Schmerz-
mitteln gibt es immer wieder Versorgungsprobleme. Um dem entgegenzuwirken, bie-
ten sich Sofortmassnahmen an, wie diejenigen, die das BAG 2023 bereits ergriffen hat
(z.B. keine Kostengutsprache beim Einzelimport, Preiserhohungen, Verzicht auf
Preissenkungen). Abgesehen von den Kostengutsprachen beim Einzelimport konnten
wir nicht eruieren, ob diese Massnahmen auch bei Versorgungsengpéssen bei Kinder-
arzneimitteln helfen. Das BAG konnte iiberpriifen, ob diese Massnahmen auch zur
Versorgungssicherheit bei Kinderarzneimitteln beitragen. Falls dem nicht so ist, konn-
ten diese Massnahmen auf Kinderarzneimittel ausgeweitet bezichungsweise weitere
Sofortmassnahmen ergriffen werden, beispielsweise durch den zentralisierten Ein-
zelimport von nicht zugelassenen Kinderarzneimitteln durch den Bund beziehungs-
weise einen Grosshindler. Bei der Priifung des zentralisierten Einzelimports miisste
jedoch vermieden werden, dass die Arzneimittelentwickler keine Schweizer Zulassung
mehr anstreben oder ihre Produkte aus dem Schweizer Markt zuriickziehen und sie
einzeln in die Schweiz importieren (lassen). Zudem miisste gepriift werden, welcher
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Akteur in welchem Umfang beim zentralisierten Einzelimport von in der Schweiz
nicht zugelassenen Kinderarzneimitteln haftet.
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