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Zusammenfassung

Die Einfiihrung von CAR-T-Zelltherapien wie Kymriah® hat das onkologische Therapiespektrum revolutioniert, stellt
jedoch Gesundheitssysteme weltweit vor neue 6konomische und ethische Herausforderungen. Der Listenpreis dieser
innovativen Einmaltherapien liegt im sechsstelligen Bereich und fiihrt zu intensiven Debatten {iber die Definition
eines "fairen Preises". Klassische Bewertungsmodelle, basierend auf Kosten pro QALY, reichen nicht aus, um den
komplexen klinischen, 6konomischen und gesellschaftlichen Nutzen dieser Therapien abzubilden. Dieser Beitrag
analysiert anhand des US-Markts fiir Kymriah® die Spannungsfelder zwischen Marktdynamik und moralischem
Anspruch, zeigt strukturelle Schwichen der derzeitigen Preis- und Erstattungsmechanismen auf und formuliert
Handlungsempfehlungen fiir ein zukunftsfahiges Preisbildungsmodell. Gefordert werden indikationsspezifische und
nutzenorientierte Vergiitungssysteme, neue HTA-Kategorien, outcome-basierte Zahlungsmodelle sowie institutionell
verankerte Aushandlungsprozesse zwischen Industrie, Politik und Versorgung. Nur durch eine systemiibergreifende
Koordination und transparente Bewertung lassen sich innovative Therapien langfristig finanzieren und gerecht in die

Regelversorgung integrieren.
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1. Hintergrund: Paradigmenwechsel in der
Onkologie

Kymriah (Tisagenlecleucel) ist eine bahnbrechende
CAR-T-Zelltherapie, die von Novartis entwickelt
wurde. Sie erhielt 2017 erstmals die Zulassung der US-
Arzneimittelbehdrde FDA zur Behandlung der
padiatrischen akuten lymphoblastischen Leukdmie
(ALL) und spater auch fiir das diffuse grofizellige B-
Zell-Lymphom (DLBCL) bei Erwachsenen. Als
einmalige, personalisierte Therapie erzielte Kymriah in
klinischen Studien beeindruckende Ergebnisse bei
refraktiaren Krebserkrankungen — mit Remissionsraten
von iiber 80%.

Der Markteintritt erfolgte jedoch mit einem Listenpreis
von 475'000 USD fiir ALL und 373'000 USD fiir DLBCL
- ein Niveau, das Kymriah zu einer der teuersten
Therapien weltweit macht. Zwar ist dieser Preis nicht
beispiellos — andere CAR-T-Therapien haben dhnliche
Preise erreicht — dennoch 16ste er eine intensive
Debatte iiber die Frage aus, was ein "fairer" Preis fiir
lebensrettende Innovationen ist.

Diese Analyse setzt sich mit der grundlegenden
Spannung auseinander, wie sich die Belohnung
pharmazeutischer Innovation mit dem Ziel
vereinbaren ldsst, Therapien wie Kymriah fiir alle
Betroffenen zugénglich und bezahlbar zu machen.
Wichtige Hintergrundaspekte sind dabei die
Methoden zur Bewertung lebensrettender Therapien,
ethische Fragen der Ressourcenverteilung bei extrem
teuren Medikamenten sowie die
Preisbildungsmechanismen in den
Gesundheitssystemen, die bestimmen, wie ein Preis
zustande kommt — und wer ihn letztlich bezahlt.

2. Preisdynamik innovativer Onkologie-
Therapien

Die Kosten fiir neue Krebsmedikamente steigen stetig
— getrieben durch technologische Komplexitét,
Personalisierung und regulatorische Anforderungen.

¢ Kymriah®: Erstzulassung gegen ALL, Listenpreis
475'000 USD.

¢ Yescarta®: Erstzulassung gegen DLBCL,
Listenpreis 373'000 USD.

Beide Therapien basieren auf patienteneigenen,
genetisch modifizierten T-Zellen, die Krebszellen
gezielt angreifen — und stehen exemplarisch fiir den
Trend zur hochspezifischen Einmal-Therapie.



»

Gentherapien im Vergleich: Hohe Preise —
grofie Spannbreite

Auch andere Gentherapien bewegen sich im sechs- bis
siebenstelligen Preisbereich:

Preisvergleich von Gentherapien

Zulassung Listpreis

Therapie Firma Indikation USA USA
Orchard Therapeutics Leukodystrophie (MLD) 2024 4'250'000 USD
CSL Behring Himophilie B (Faktor-IX-Mangel) 2022 3'500'000 USD
Vertex, CRISPR Thera. Sichelzellandmie (SCD) 2023 2'200'000 USD
AveXis/Novartis Spinale Muskelatrophie (SMA) 2019 2'125'000 USD
Spark Therapeutics Erbliche Netzhauterkrankung 2017 850'000 USD
GSK, MolMed Seltene Immunschwéche (ADA-SCID) n/a* 594'000 EUR*
Novartis Ak. lymphoblastischen Leukdmie (ALL) 2017 475'000 USD
Gilead Grofzellige B-Zell-Lymphom (DLBCL) 2017 373'000 USD
Dendreon Prostatakrebs (Impfung) 2010 93'000 USD

* Von der EMA zugelassen, nicht von der FDA.

Quelle: Eversana daily news, sekundére Literatur

Die Spannbreite zeigt: Der Preisrahmen fiir neuartige
und nachhaltige Therapien schwankt stark, trotz
ahnlicher Produktions- und Administrationslogik. Der
Preis wird nicht allein durch Herstellungskosten
bestimmt, sondern durch Wirksamkeit,
Zielpopulation, regulatorische Hiirden und
Marktakzeptanz. Trotzdem, auffallend und
erklarungsbediirftig ist der Preissprung zwischen-
Zell- und Gentherapie: sechs- zu siebenstellig.

=

Gesamtkosten: Mehr als der Listenpreis

Im Verhaltnis zur konventionellen Pharmatherapie ist
eine CAR-T- oder Gentherapie ein Prozess, der in der
Vor-und Nachsorge zwingend eine Partnerschaft
verlangt und somit signifikante Auswirkungen auf die
Gesamtkosten der nachhaltigen Therapie hat. (Quelle:
IQVIA)

Warum sind die Gesamtkosten hoher und anders
strukturiert als bei konventionellen Therapien?

e Hohere Einmal-Kosten fiir das Arzneimittel

Die Listenpreise von CAR-T oder Gentherapien
liegen oft im sechs- bis siebenstelligen Bereich pro
Behandlung.

¢ Intensiver Versorgungsprozess

Die Therapie umfasst viele nicht-medikamenttse
Kostenkomponenten:

o Zellapherese;
o Logistik und Kryokonservierung;

o Herstellung (bei CAR-T: patientenspezifisch)
stationdre Verabreichung (teilweise auf der
Intensivstation);

o Behandlung von Nebenwirkungen (z. B.
Cytokin-Freisetzungssyndrom)
Langzeitmonitoring (teils tiber Jahre).

Diese Vor- und Nachsorgekosten sind
medizinisch notwendig und addieren sich
substantiell zu den Arzneimittelkosten.

¢ Verlagerung von Kosten im Zeitverlauf

Konventionelle Therapien verursachen laufende
Kosten iiber Monate oder Jahre (z. B. bei
onkologischen oder chronischen Erkrankungen).
CAR-T/Gentherapien biindeln die Kosten in einer
einmaligen, hochpreisigen Intervention, die
idealerweise spétere Kosten vermeidet (z. B. durch
vermiedene Rezidive oder Hospitalisierungen).

Diese Vor-und Nachsorgekosten konnen sich bei einer
CAR-T-Behandlung auf 200"000 bis 500"000 USD
(Durchschnitt) belaufen, je nach Fall bis zu einer
Million USD - zusatzlich zum Preis, den der
Pharmahersteller verlangt. (Quellen: ICER Report 2023
(USA); GKV-Spitzenverband Erstattungsinformation;
Swissmedic & BAG-Spezialitdtenliste; Bach et al.,
JAMA 2020; Weissman et al., NEJM 2022)

Der komplexe Versorgungsprozess verandert nicht
nur die Struktur, sondern auch die Hohe und den
zeitlichen Verlauf der Gesamtkosten im Vergleich zur
konventionellen Pharmatherapie. Daher ist eine
Gesamtbetrachtung "total Cost of Care" unerlésslich,
um den tatsachlichen wirtschaftlichen und klinischen
Wert solcher Therapien korrekt zu bewerten.



5. Fairness und Preisbildung: Zwischen Markt
und Moral

Nachhaltige Therapien beriihren ein zentrales
Spannungsfeld moderner Gesundheitssysteme: Wie
koénnen lebensverandernde oder lebensrettende
Innovationen wie die CAR-T- oder Gentherapie fair
zuganglich gemacht werde, ohne die Prinzipien
marktwirtschaftlicher Preisbildung zu untergraben?

CAR-T-Zelltherapien reprasentieren einen
fundamentalen Wandel in der Behandlung bestimmter
hamatologischer Krebserkrankungen. Diese Erfolge
begriinden die hohe medizinische Relevanz der CAR-
T-Zelltherapie. Zugleich stellen sie
Gesundheitssysteme vor erhebliche
Herausforderungen hinsichtlich Preisbildung,
Budgetierung und gerechtem Zugang.

Im Zentrum steht der Konflikt zwischen
marktwirtschaftlicher Logik und moralischem
Anspruch: Die Herstellung von CAR-T-Zellprodukten
ist technologisch komplex, patientenspezifisch und
logistisch anspruchsvoll. Die Preise sind extrem hoch
pro Behandlung. Hersteller rechtfertigen diese Kosten
durch das Potenzial zur Heilung, durch Ersparnisse
gegeniiber langjdhrigen Krebsbehandlungen sowie
durch die Notwendigkeit, Forschung und Innovation
zu finanzieren.

Gleichzeitig steht das ethische Prinzip im Raum, dass
schwerkranke Patienten — oft ohne therapeutische
Alternativen — Zugang zu dieser lebensrettenden
Technologie erhalten sollten. Das Solidarititsprinzip
vieler europdischer Gesundheitssysteme verlangt, dass
Innovationen nicht exklusiv, sondern fair verteilt
werden. (Quelle: WHO 2018)

Die Preisbildung bei CAR-T-Zelltherapien ist somit
kein rein 6konomischer Vorgang, sondern eine
gesamtgesellschaftliche Aufgabe. Fairness zwischen
Markt und Moral bedeutet, dass Gesellschaften sich
dariiber verstindigen miissen, wie viel Heilung wert
ist —und fiir wen. Preisbildungsmodelle, die sowohl
wirtschaftliche Anreiz erhalten als auch einen
gerechten Zugang ermdglichen, sind der Schliissel zu
einer tragfahigen Losung.

Sie verlangt ein Gleichgewicht zwischen der
Anerkennung von Innovation, der Wahrung
finanzieller Nachhaltigkeit und dem Zugang im
Sinne therapeutischer Gerechtigkeit. Nur durch
transparente, verantwortungsvolle Mechanismen kann
Fairness zwischen Markt und Moral realisiert werden
- nicht als statischer Kompromiss, sondern als
dynamischer Aushandlungsprozess.

6. Faire Preise fiir nachhaltige Therapien: Neue
Regeln fiir neue Medizin

CAR-T-Zelltherapien und Gentherapien markieren
einen Wendepunkt in der modernen Medizin. Sie
bieten das Potenzial zur Heilung schwer
behandelbarer Krankheiten. Diese Therapien stellen
jedoch nicht nur die medizinische Versorgung auf eine
neue Grundlage, sondern fordern auch die
O6konomischen und ethischen Prinzipien unseres
Gesundheitssystems heraus.

Nachhaltige Therapien markieren den Ubergang:
¢ Vom Volumen- zur wertbasierter Medizin

Nicht die Menge verabreichter Medikamente zahlt,
sondern der tatsdchliche Behandlungserfolg.

e Von der Standardbehandlung zur
Priazionstherapie

Neue Therapien sind nicht skalierbar im
klassischen Sinne: ihre Wirtschaftlichkeit ergibt sich
aus ihrer Wirksamkeit, nicht aus
Verkaufsvolumina.

e Partnerschaftliche Versorgung

Der Behandlungserfolg hingt nicht nur vom
Produkt, sondern wesentlich von der
Implementierung im Versorgungssystem ab.
Wissenschaft, Politik und Wirtschaft miissen
demzufolge stirker kooperieren, um Innovation
und Zugang zum technologischen Fortschritt
gemeinsam zu sichern.

¢ Neues Geschiftsmodell

Die Preisgestaltung kann nicht mehr rein
unternehmerisch oder marktgetrieben erfolgen. Es
braucht Kooperationen zwischen Industrie, Politik
und Wissenschaft, z.B. durch:

o Risikoteilende Finanzierungsmodelle;
o Transparente HTA-Verfahren;
o Public-Private Partnerships zur Kostensenkung.

Der Preis muss sozial vertraglich und
innovationsfordernd zugleich sein. Das geht nur
mit institutionell verankerten
Aushandlungsmechanismen.

Um das Potenzial von CAR-T- und Gentherapien
auszuschopfen, braucht es gezielte politische
Massnahmen. Es besteht ein Zwang zur Kooperation
iiber Sektorengrenze hinweg (ambulant-stationar),
mit engem Monitoring und oft zentralisierten
Behandlungszentren. Daraus ergibt sich eine
Versorgungskooperation, die weit {iber die iibliche
"Arzt verschreibt, Patient nimmt ein und Versicherung
zahlt" Beziehung hinausgeht.



Therapie hangt von einer Vielzahl komplexer, teils
okonomischer, medizinischer und ethischer
Determinanten ab.

7. Faire Preisfindung nachhaltiger Therapien:
Relevante Determinanten

Die Bestimmung eines fairen Preises fiir eine CAR-T-
Zelltherapie im Vergleich zu einer konventionellen

CAR-T-Zelltherapien Preisfindung Determinanten

Argumentationsfeld Kernaussage Unterstiitzende Evidenz / Quelle

1. Klinischer und
okonomischer Wert

2. Verteilungs-
gerechtigkeit

3. Anreizstruktur &
Innovation

4. Nachhaltigkeit der
Finanzierung

5. Gesellschaftlicher
Zusatznutzen
("Beyond QALYs")

6. Regulatorischer
Rahmen

Gentherapien bieten potenziell kurative
Wirkung mit langfristiger
Kosteneinsparung.

Frithintervention kann langfristige
Versorgungs- und Folgekosten senken.

Zugang zu innovativen Therapien muss
unabhangig vom Wohnort oder
Einkommen sein.

Gemeinsame Preisverhandlungen
konnen Preisdiskriminierung
vorbeugen.

Faire Preise miissen Investitionen in
Forschung sichern.

Preise miissen Risiko der Entwicklung
widerspiegeln (z. B. bei kleinen
Populationen).

Einmalzahlungen konnen
Gesundheitssysteme iiberlasten.
Raten- oder Outcome-basierte
Zahlungen entlasten Budgets.

Gentherapien bieten Spillover-Effekte
fiir Forschung und Versorgung.
Lebenszeitgewinne bei Kindern
rechtfertigen hoheren gesellschaftlichen
Wert.

EU-HTA-Verordnung harmonisiert
Bewertungen fiir faire Preisfindung.

Gemeinsame Bewertungen in
Beneluxa/FINOSE stiarken
Verhandlungsmacht.
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Fazit: Die Identifikation von Kriterien zur Festlegung
eines fairen Preises ist vielgestaltig. Dazu zdhlen:
Kosten-Effektivitdt, Budgetauswirkungen, Kosten
vergleichbarer Behandlungen (z. B. Knochenmarkt-
Transplantationen), klinischer Nutzen sowie
gesellschaftliche Zahlungsbereitschaft und ethische
Aspekte wie Gerechtigkeit und das
"Solidarititsgebot" bei lebensbedrohlichen
Erkrankungen. Berticksichtigt wird auch, ob der Preis
im Einklang mit dem Nutzen (value-based) steht und

gleichzeitig eine angemessene Innovationsrendite
bietet.

8. Faire Preise: Systemische Herausforderungen

Trotz der globalen Markteinfithrung von CAR-T-
Zelltherapien im Jahre 2017 bestehen weiterhin
erhebliche systemische Herausforderungen,
vornehmlich in der Zulassung, der Preisgestaltung
und der Erstattung, die zu tiberwinden sind, um eine


http://www.beneluxa.org/

faire und umfassende Patientenversorgung
sicherstellen zu konnen. Zum Beispiel:

spezifischen Nutzen angepasst werden, den es fiir
eine bestimmte Indikation bietet.

e Zulassung Der zugrunde liegende Gedanke: Ein Medikament

Es existiert noch kein spezifisches und
standardisiertes Zulassungssystem fuer CAR-T-
Zelltherapien, obwohl die Entwicklung in
nachhaltigen Therapien weiterhin sehr dynamisch
verlauft. Laut einer systematischen Auswertung
waren bis Januar 2023 weltweit zirka 1’000
klinische Versuche in CAR-T registriert. Die
meisten dieser Studien konzentrieren sich auf
hamatologische Krebserkrankungen.

Im Bereich der Gentherapien sind iiber 4’000
Programme in Entwicklung, wobei ein signifikanter
Anteil auf nicht-onkologische Indikationen wie
genetische Erkrankungen und seltene Krankheiten
abzielt. (Quellen: ASGCT, PMC)

Gesundheits-Okonomische Bewertung (HTA -
Health Technology Assessment)

Einige Gesundheitssysteme verwenden weiterhin
die Kennzahl "Kosten pro qualititskorrigiertem
Lebensjahr" (QALY) sowie den Schwellenwert fiir
chronische Behandlungen als bevorzugtes Mass zur
Bewertung von Heilungen.

Dieser Ansatz berticksichtigt definitionsgemass
lediglich die Lebensdauer in Verbindung mit der
gesundheitsbezogenen Lebensqualitat.

Um den tatsachlichen Wert kurativer Therapien
abzubilden und eine echte wertbasierte
Preisgestaltung zu gewéhrleisten, besteht ein
dringender Bedarf an einem ganzheitlichen
Bewertungsansatz, der alle relevanten
Wertdimensionen (0konomische und
gesellschaftliche) einer Heilung einbezieht.

Preisbildung und Erstattung

Die derzeitigen Preisbildungs- und
Erstattungsmechanismen basieren weiterhin auf

kann je nach Anwendungsgebiet einen
unterschiedlich hohen therapeutischen Mehrwert
aufweisen — und dieser Unterschied sollte sich im
Preis widerspiegeln.

Auch hier stofien die derzeitigen Preisbildungs-
und Erstattungsmethoden an ihre Grenzen. Sie sind
meist auf Arzneimittel mit nur einer Indikation
ausgerichtet und bilden die Komplexitat von
Mehrfachindikations-Therapien unzureichend ab.

In der Praxis begegnen viele Lander diesen
Herausforderungen mit indirekten Ansitzen.
Anstelle formalisierter IBP-Methoden greifen sie
héufig auf pragmatische Verhandlungen und
politischen Ermessensspielraum zuriick, um den
therapeutischen Wert zu bewerten und einen
entsprechenden Preis festzulegen. Als Folge:
Derzeit existieren grosse Bandbreiten an
Marktpreisen in den jeweiligen Landern fiir CAR-
T-Zelltherapien.

Ob in der Zulassung, der Nutzenbewertung, der
Preistindung oder der Erstattung: Eine Heilung, die
nach den Massstaben herkommlicher Therapien
beurteilt wird, kann ihren tatsdchlichen Wert fiir das
Gesundheitssystem niemals vollstandig
widerspiegeln.

9. Analyse: Was ist ein fairer Preis fiir Kymriah
in den USA?

9.1. Wettbewerbliche Einordnung

Der Wettbewerb spielt eine zentrale Rolle bei der

Bestimmung eines fairen Preises. Im US-Markt liegen

alle zugelassenen CAR-T-Zelltherapien in einer

dhnlichen Preisspanne von etwa 350'000 bis 500'000

USD pro einmalige Behandlung. Die klinischen

methodischen Richtlinien, die fiir konventionelle Ergebnisse der einzelnen Produkte sind vergleichbar.
Arzneimittel entwickelt wurden. Diese sind jedoch
nicht ausreichend darauf ausgelegt, die
Komplexitiat nachhaltiger Therapien (wie etwa
CAR-T-Zelltherapien) addquat abzubilden.

Infolgedessen existiert in den meisten Landern

Dariiber hinaus hat Novartis den Preis fiir Kymriah in
der Indikation Lymphom bewusst am Preis seines
Hauptkonkurrenten Yescarta (373'000 USD) orientiert.
Das deutet darauf hin, dass der Preis marktkonform ist
und sich an dem orientiert, was der Markt fiir heilende

keine spezifische Methodik zur Preisermittlung fiir
CAR-T-Therapien.

Eine vergleichbare Herausforderung stellt sich im
Zusammenhang mit dem Konzept der
indikationsspezifischen Preisgestaltung
(Indication-Based Pricing, IBP). CAR-T- und
Gentherapien werden zunehmend mit dem Ziel
entwickelt, mehrere Indikationen zu behandeln.
Dies entspricht einem wachsenden Trend zur IBP,
bei der die Preise eines Arzneimittels an den

Therapien bei aggressiven Krebsformen derzeit
akzeptiert.

9.2.  Gesellschaftliche Zahlungsbereitschaft

In den USA wird die Zahlungsbereitschaft fiir
lebensrettende Behandlungen meist mit etwa 100'000
bis 150'000 USD pro gewonnenem QALY
(Qualitatsadjustiertes Lebensjahr) veranschlagt
(Quelle: ICER). Bei seltenen und besonders schweren
Erkrankungen kann dieser Schwellenwert hcher
ausfallen.



Fiir Kymriah wird der Preis je QALY je nach
Modellannahmen auf etwa 100'000 USD geschatzt
(Quelle: AJIMC). Trotz seines hohen absoluten Preises
lag Kymriah damit zur Markteinfithrung innerhalb der
akzeptierten Kosteneffektivitdatsgrenzen, insbesondere
angesichts der hohen Wirksamkeit (Quelle: ICER).

9.3. Vergleich mit bestehenden Therapien
Zur Beurteilung eines fairen Preises wurden
herkémmliche Therapiealternativen als Vergleich
herangezogen:
¢ Salvage-Chemotherapie
o ALL (akute lymphoblastische Leukamie):
100'000-450'000 USD
o DLBCL (diffuses grofizelliges B-Zell-Lymphom):
30'000-50'000 USD
¢ Allogene Stammzelltransplantation
o Durchschnittliche Kosten: 100'000-200'000 USD
Diese Referenzwerte zeigen, dass Kymriah preislich
zwar iiber klassischen Therapien liegt, aber in

Anbetracht seiner kurativen Wirkung ein neues
Nutzen-Niveau schafft.

Fazit: Novartis konnte als Pionier der CAR-T-
Therapien zundchst einen hohen Preis setzen, dieser
wurde jedoch durch Markteintritt weiterer Anbieter,
offentliche Debatten und die Forderung nach
Nachweis des tatsdachlichen Nutzens relativiert.

9.4. Politische und regulatorische
Rahmenbedingungen

Trotz fehlender direkter Preisregulierung gibt es in
den USA mehrere politische Initiativen zur Kontrolle
der Kosten von CAR-T-Therapien. Zentrale
Reformansitze sind:

o Ergebnisbasierte Preisgestaltung (Outcomes-
Based Pricing)

Bezahlung nur bei Therapieerfolg; Fokus auf
Patientennutzen.

¢ Medicare-Preisverhandlungen (IRA)

Einfiihrung durch den Inflation Reduction Act,
kiinftig auch relevant fiir CAR-T.

e Dezentrale Herstellung ("Point-of-Care")

Produktionslosungen in Kliniken konnten Kosten
erheblich senken.

¢ Anpassung des Erstattungssystems (DRG/NTAP)

Erweiterte Zusatzvergiitungen fiir Kliniken sichern
wirtschaftliche Anwendung.

o Offentliche Produktionskapazititen

Aufbau staatlich geforderter Hersteller (z. B. NIH)
zur Schaffung von Wettbewerb.

e Steuerliche Anreizmodelle

Steuererleichterungen fiir Unternehmen, die faire
Preise anbieten.

9.5. Perspektiven von Interessengruppen

Patientenorganisationen kritisieren die hohen Preise
von CAR-T-Therapien wie Kymriah, insbesondere im
Verhiltnis zu den tatsdchlichen Produktionskosten
und angesichts der 6ffentlichen Forderung in
Forschung und Entwicklung.

Bioethische Gremien und Fachgesellschaften fordern
starkere ethische Leitplanken fiir die Preisbildung.

9.6. Rolle von ICER

Das Institute for Clinical and Economic Review (ICER)
bietet unabhangige Bewertungen zur Kosten-Nutzen-
Effizienz. Laut ICER ist ein fairer Preis:

o Wirtschaftlich: Deckt Entwicklungs-, Produktions-
und Infrastrukturkosten ab — mit Gewinn.

¢ Nutzenorientiert: Preis pro QALY <100'000 USD.

¢ Nachhaltig: Finanzierbar fiir das System — z. B.
durch Ratenzahlung, Rabatte oder
erfolgsabhiangige Modelle.

Laut ICER liegt der "faire" Arzneimittelpreis fiir CAR-
T-Therapien bei 200'000-320'000 USD. Der
Gesamtpreis (inkl. Krankenhauskosten etc.) kann
jedoch bei 400'000-600'000 USD liegen — dabei
entfallen ca. 40-60% auf das Medikament.

9.7. Zusammenfassung

Trotz der Fragmentierung des US-Gesundheitssystems
(viele Versicherer, uneinheitliche Preisbildung und
Zugénge) erscheinen die folgenden MafSnahmen als
sinnvollste Hebel fiir faire Preise bei CAR-T-
Therapien:

¢ Ergebnisbasierte Vergiitung;
¢ Regulatorische Erstattungssicherheit;
¢ Forderung dezentraler Produktionsmodelle.

Langfristig sollten auch offentliche
Herstellungsmodelle als strategische Erganzung
gepriift werden.

10. Zukunftsfihige Preisgestaltung fiir Zell- und
Gentherapien: Empfehlungen fiir ein neues
gesundheitsokonomisches Paradigma

10.1. Wertbasierte Preisbildung und
indikationsspezifische Vergiitung

Zell- und Gentherapien verandern die Spielregeln der
Arzneimittelbewertung. Die klassische Preislogik
greift nicht mehr: Preise miissen heute nicht nur
Kosten decken, sondern auch den therapeutischen
Wert abbilden, Innovationen belohnen und fairen
Zugang sichern. Aktuelle Methoden sind auf
konventionelle Arzneimittel zugeschnitten und
werden der Komplexitdt nachhaltiger Therapien nicht
gerecht. Statt systematischer Bewertung dominieren
pragmatische Verhandlungen.



Besonders herausfordernd ist die Preisgestaltung bei
multi-indizierten Therapien. Eine CAR-T-Therapie
kann je nach Indikation unterschiedlich wirksam sein
— das muss sich im Preis widerspiegeln. Erforderlich
ist ein strikt indikationsspezifischer, nutzenbasierter
Vergilitungsmechanismus, der wirtschaftliche Anreize
neu ausrichtet — weg vom volumenbasierten hin zum
value-orientierten Denken.

10.2. Neue HTA-Kategorie fiir transformative
Therapien

Um den tatsdachlichen Wert kurativer Therapien
addquat abzubilden, bedarf es einer eigenstandigen
HTA-Kategorie fiir Zell- und Gentherapien. Ein
solcher Bewertungsansatz muss alle relevanten
Dimensionen (klinisch, 6konomisch und
gesellschaftlich) einbeziehen. Dabei sind einheitliche,
belastbare Standards erforderlich, um eine echte
wertbasierte Preisgestaltung zu ermoglichen.

10.3. Anpassung des Regulierungsrahmens an die
Innovationsdynamik

Das europdische Regulierungsumfeld ist aktuell zu
trage und komplex, um mit dem rasanten
wissenschaftlichen Fortschritt Schritt zu halten. Das
schreckt Investoren ab und bremst technologische
Entwicklungen. Ein reformierter Rechtsrahmen ist
notig, der die Standardisierung und Integration
innovativer Therapien in die Regelversorgung
beschleunigt, ohne Sicherheitsstandards zu
vernachldssigen.

10.4. Ubergang zu einem kooperativen
Geschiftsmodell

Die Preisgestaltung darf nicht langer allein
marktwirtschaftlich erfolgen. CAR-T- und
Gentherapien erfordern ein neues, kooperatives
Geschiéftsmodell, getragen von Industrie, Politik und
Wissenschaft. Dieses Modell muss
versorgungsintegriert, risikoteilend und
kostenreduzierend funktionieren. Institutionell
verankerte Aushandlungsmechanismen sind
Voraussetzung fiir sozialvertragliche und zugleich
innovationsfordernde Preise. Das klassische
transaktionale Modell der pharmazeutischen Industrie
stofst hier an seine Grenzen.

10.5. Ausbau ergebnisbasierter Preismodelle

Langfristige Therapieerfolge sind bei Einmal-
Therapien zum Zeitpunkt der Zulassung oft ungewiss.
Dennoch sind sie im Preis einkalkuliert. Bestehende
risiko- und ergebnisbasierte Erstattungsmodelle
miissen daher weiterentwickelt werden.
Riickerstattungsklauseln sollten sich nicht nur auf
kurzfristige Remissionsraten (z. B. ein Monat bei
Kymriah), sondern auf langfristige Uberlebensdaten
(z. B. 3-5 Jahre) und umfassendere Erfolgsindikatoren
beziehen. Ergebnisbasierte Modelle sind wichtig,

reichen aber allein nicht aus, um Gerechtigkeit und
Zugang zu gewdhrleisten.

10.6. Versorgungskoordination stirken

Der Behandlungserfolg bei Zell- und Gentherapien
hangt mafigeblich von der Implementierung im
Versorgungssystem ab. Der gesamte Prozess umfasst
ein Dutzend interdisziplindrer Schnittstellen. Studien
(z. B.IQVIA, Keyldnder) zeigen erhebliches
Verbesserungspotenzial bei der sektoriibergreifenden
Koordination (ambulant, stationér, industriell). Eine
engere Vernetzung der beteiligten Akteure ist
erforderlich, um Versorgungsliicken zu schliefSen und
Kosten zu senken.

10.7. Transparente Preisgestaltung als
Voraussetzung fiir Legitimitit

Eine faire Preisgestaltung verlangt Transparenz iiber
Preisbestandteile: Produktionskosten, Forschung &
Entwicklung, Vertrieb, sowie 6ffentliche Férdermittel.
Beispiel: Die frithe Entwicklung von Kymriah an der
University of Pennsylvania wurde signifikant durch
offentliche Spenden-Mittel unterstiitzt. Insbesondere
erhielt das Projekt Fordergelder von der Alliance for
Cancer Gene Therapy (ACGT), die aus Spenden der
Allgemeinheit finanziert werden — also indirekt {iber
offentliche Zuwendungen. (Quelle:
acgtfoundation.com; ASGCT). Solche Informationen
sind entscheidend, um gesellschaftlich akzeptierte
Preise zu verhandeln und die Legitimitat der
Preisfindung zu starken.

10.8. Soziale Verantwortung und
Versorgungsgerechtigkeit

Preis lebensrettender Innovation darf kein
Selektionskriterium fiir Zugang sein. Das
Solidaritatsprinzip européischer Gesundheitssysteme
verlangt faire und gleichberechtigte Verteilung.
Verbindliche Zugangsmodelle und frithe Abstimmung
zwischen Wissenschaft, Industrie und Politik sind
notwendig, um soziale Verantwortung zu
gewihrleisten und Versorgungsgerechtigkeit
strukturell abzusichern.

10.9. Evidenzbasierung stirken: "State-of-the-Art"-
Studien gefordert

Ein zentrales Problem aus Sicht der Kostentrager ist
die Unsicherheit {iber den langfristigen Nutzen. Viele
Zulassungen (wie bei Kymriah) basieren auf kleinen,
einarmigen Studien ohne Vergleichsarm. ICER betonte
2018, dass keine belastbare Evidenz {iber die Dauer
des Therapieeffekts vorliegt. Survival-Daten existieren
bislang nur fiir Yescarta. Kiinftige Studien miissen
vergleichend nach "intention-to-treat"-Prinzipien
angelegt sein und sowohl aktuelle als auch friihere
Therapiesettings abdecken.



10.10. Weichenstellung fiir die Zukunft: Kosten
steuerbar machen, Innovation sichern
Bis 2032 werden laut ICER/NEWdigs bis zu 85 neue
Zell- und Gentherapien {iber 12 Indikationsgebiete
zugelassen. Diese Dynamik erfordert neue
Steuerungsmechanismen, um Kosten zu kontrollieren
und fair zu verteilen. Ansitze zur Eindammung der
Marktmacht und Foérderung des Wettbewerbs sind
dringend nétig, erfolgversprechende Hebel dazu sind:
¢ Indikationsspezifische Preisbildung;
o Wertbasierte Erstattung mit Preisobergrenzen (z. B.
QALY);
¢ Transparenz bei F&E-Kosten;
e Zulassung von Biosimilars und Zelltherapie-
Follow-ons;
¢ Standardisierte Produktionsplattformen zur
Kostensenkung;

o Starkung gemeinniitziger Hersteller (z. B. Spitéler);
o Verpflichtende ergebnisbasierte Vergiitung auch
fiir Nachfolgeprodukte;

o Offentliche Vergleichbarkeit von Preisen und
Erstattungsbedingungen.
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