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Politische Interessenvertretung

Situation

Die Niemann Pick-Krankheitist zum heutigen Zeitpunkt nicht heilbar. Mit den bestehenden Therapie-Méglichkeiten kénnen nur
die Symptome ein Stiick weit bekdmpft und das Forstschreiten der Krankheit etwas verlangsamt werden. Fiirden Typ C gibt es
verschiedene Forschungsprojekte, von denen die meisten aber noch in der Anfangsphase stecken. Die vielversprechendste Losung
fir NPC, wie auch fiir viele andere sehr seltene Krankheiten, ware eine kausale Gentherapie. Es ist jedoch sehr ungewiss, wann und
ob eine solche Gentherapie fiir NPC entwickelt wird. Die Hiirden bei der Entwicklung von Therapien zur Behandlung von seltenen
Krankheiten (und erst recht von extrem seltenen Krankheiten) sind dusserst hoch. So ist etwa die Durchfiihrung einer
ordnungsgemadssen klinischen Studie aufgrund der geringen Patientenzahl bei NP-C nahezu unmaéglich. Deshalb muss die
Besonderheit beider Zulassungvon Therapien zur Behandlung von ultra-seltenen genetischen Erkrankungen beriicksichtigt
werden. Ebenso zentral ist ein gesicherter und rascher Zugang zu neuen Therapien, wenn diese die Marktreife erlangt haben. Die
aktuell laufende Diskussion um innovative Zulassungs- und Vergiitungsmodelle spielt eine wichtige Rolle.

Ziel
Langfristig gesicherter Zugang zu kiinftigen NP-Therapien im Rahmen einer baldigen umfassenden Lésung fiir einen raschen
Zugang zu innovativen Therapien im Bereich Seltene Krankheiten

Ansatz

. Bekanntmachungder Problematik

. Forderunginnovativer Vergiitungsmodelle anhand von best practice-Beispielen im Austausch mit politischen Stakeholdern
. Biindelung der Krafte der verschiedenen Stakeholder im Bereich Seltene Krankheiten. Priorisierung innerhalb der

Stakeholder wie Patientenorganisationen, Leistungserbringer und Pharmaverbanden. Angesichts der laufenden
Entwicklung zahlreicher neuartiger Therapien besteht grosses Interesse an der Durchsetzung neuer Vergiitungsmodelle fiir
Innovationen.

. Aktives Einbringen im Gesetzgebungs-und Umsetzungsprozess wie z.B. IV-Revision, KVV Artikel 71a - 71d

Opportunititen

. Gute Basis aufgrund der bisherigen erfolgreichen Medienarbeit

. Dank IG Seltene Krankheiten (IGSK) nah am Puls der Entwicklungen im Bereich Seltene Krankheiten
. Vernetzung mit relevanten Stakeholdern innerhalb der IGSK

. Kontakte zu Parlamentariern innerhalb der SGK-N / SGK-S
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Arbeitsweise

Situations- Ziel
Analyse definieren

Ansatz/
Weg

Massnahmen bestimmen

= Massnahme1

- = Massnahme 2
= Massnahme 3
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Vision «Sicherer Zugang zu Therapien»

Ziele

* Schnelle,unkomplizierte und sichere Erstattung von Therapien fiir
Patienten mit seltenen Krankheiten.

* Prozesseso gestalten, dass Patientendieihnen zur Verfligung
stehenden Behandlungsmaéglichkeiten rechtzeitig, d.h. ohne
Verzégerung, erhalten. Verzégerung bedeutet Schaden.

* Losungen miissen den Patienten dienen; denn diese brauchen einen
schnellen und verfahrenstechnisch einfachen Zugang.

* DieSchweiz als Vorreiterin fiirinternationale Lésungen.
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Vision «Sicherer Zugang zu Therapien»

Ergebnisse

Verbesserung des Zugangs zu Therapien und der Qualitdt der
Versorgung.

Schlanke und definierte Prozesse.

Kosteniibernahme und Uberblick iiber alle Erbkrankheiten (Kinder und
Erwachsene)im ganzen Land.

Uberblick iiber die Anzahl und Art der Félle, damit Lehren gezogen
werden kénnen.

Erkenntnisse wie die Entkoppelung von Preisverhandlungen vom
Therapiezugang den Patientinnen und Patienten und dem
Gesundheitssystem dienen kann.
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Gesamtiiberblick Entwicklung im Bereich Seltene Krankheiten

Erarbeitung, Begleitung und Unterstiitzung Nationales Konzept Seltene Krankheiten

Nationales
Konzept SK Umsetzungsplan BAG
("SGK-N-Postulat |
(18.3040): ges.
Umsetzung
Grundlage 2 Jahre
Griindung Start Referenz- Start SRSK
Kosek zentren
Parlamentarischer Prozess Weiterentwicklung IV
Revision Art. 71
Kostenddmpfungspaket
Il
2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023


mailto:https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20183040
https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20213978
https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20223379
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Politische Meilensteine Seltene Krankheiten - stand: 1. April 2023

2|023 2024 2025

Vernehmlassung : PrRORARIS N: : 6.6
IV-Revision IV-Revision o e
Entscheid tiber die Vergiitung von Theraplen bei Geburtsgebrechen via SL und Art. 71 seit 1.1.2022
beim BAG (Kompetenzzentrum)- Umsetzung des politischen Auftrags "Bei seltenen Krankheiten
wird die Haufigkeit des Auftretens einer Krankheit beriicksichtigt".

[
Vernehmlassung

Uberarbeitung KVV Art. 71
KVV Art. 71
KVV Art. 71 Revision . 7‘ _ e 6’6
PrRoRARis NPCUSS

gleichberechtigter Zugang

Fiir eine nachhaltige Finanzierung von Public-Health-Projekten des Nationalen Konzepts Seltene Krankheiten (z.B. Register, Orphanet, helplines)
Haupttreiber: kosek : ProRARIS
Stand: 21.3978, angenommen Sommersession 2022 il i

Stdrkung und Finanzierung der Patientenorganisationen im Bereich seltener Krankheiten
Haupttreiber: ProRaris/IG SK PRORARIS

Stand: 22.3379, angenommen Wintersession 2022 & i

| |
Kostenddmpfungspaket Il 6’6
Haupttreiber: EDI
Stand: 22.062, Diskussion im Parlament begonnen (SGK-N)



https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20223379
https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20220062
https://www.parlament.ch/de/ratsbetrieb/suche-curia-vista/geschaeft?AffairId=20213978
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Seltene Krankheiten:
Positionierung Organisationen
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Gemeinsame Position zur Revision der Vergiitung im Einzelfall (KVV Art. 71a-d)

e |G Seltene Krankheiten (IGSK): Trdagerschaft der relevanten Stakeholder Seltene

Krankheiten und politischer Auftrag

* ProRaris: Dachverband Patientenorganisationenund Trager IGSK

« KMSK: Forderverein und Patientenorganisation sowie Trager IGSK

» RDAF: Plattform fiir Patientenorganisationen und Pharmaindustrie zur
Sensibilisierung und Verbesserung der Rahmenbedingungen sowie Zugang zu

Therapien


http://www.ig-seltene-krankheiten.ch/de.html
https://www.proraris.ch/de/homepage.html
https://www.kmsk.ch/
https://rda-forum.org/
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Schwerpunkte politische Arbeit 2023

e Zugangzu Therapien tiber KVV Art. 71
* Prifunglntegration INPD und SRDR
* Moglichkeiten Neugeborenen-Screening

 Etablierungregelméassiger Austausch mit behandelnden Arzt:innen
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ap

OFF-LABEL ACCESS VIA
ART.71FOR NP-C
PATIENTS IN CASE OF

PROMISING THERAPIES

(likely Miglustate
replacement, Efavirenz,
Fingolimod, Tanganil)

10



SI'S

INTEGRATION OF
INPD REGISTER
WITH SWISS RARE
DISEASE REGISTRY

schweizer register

Hir caltene kranbhoitor
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New Born Screening




NPSUISSE

Regular Exchange of Swiss physicians treating NP-C patients at the same time
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