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Biopharma bringt Patienten
Hoffnung

05/07/2024 In der Pharmabranche ist eine neue Zeit angebrochen. Biopharma-Medikamente
erreichen in grof3er Zahl die Marktreife. Sie haben das Potenzial, nahezu jede Krankheit zu heilen.
Hoffnung flr Patientinnen und Patienten mit bislang unheilbaren oder sehr seltenen Erkrankungen.
Damit alle méglichst schnell von den Innovationen profitieren, miissen der Entwicklungsprozess
verbessert und Vergiitungsmodelle auf den Priifstand gestellt werden. Das sagt unser Autor Dr. Roman
Hipp, Senior Partner bei Porsche Consulting.

Metachromatische Leukodystrophie (MLD) ist eine seltene, genetisch bedingte
Stoffwechselerkrankung. Fiir die betroffenen Menschen glich diese Diagnose friiher einem Todesurteil.
Ein mutiertes Gen ist der Auslser dafiir, dass die isolierende Schicht um die Nervenfasern im Gehirn
progressiv zerstdrt wird. Die Signalweiterleitung funktioniert nicht mehr richtig. Nach und nach verlieren
die Erkrankten motorische Fahigkeiten wie zum Beispiel sich zu bewegen, zu sprechen, zu schlucken.
Unbehandelt ist die Lebenserwartung gering.
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Medikament , kennt"” Patienten

Doch seit neuestem gibt es fiir diese Krankheit eine Behandlungsform. Genauer gesagt: eine
Gentherapie. Den Patientinnen und Patienten werden Stammzellen entnommen und im Labor so
verdndert, dass sie eine funktionierende intakte Kopie des defekten Gens enthalten. Anschliefend
werden diese Stammzellen per Infusion zuriick in den Kérper gegeben, wo sie sich im Knochenmark
vermehren kdnnen. Der Erfolg ist enorm. Die Kosten sind es auch: 3,91 Millionen Euro werden dafir laut
Angaben von Orchard Pharmaceuticals kalkuliert — und zwar fiir eine Behandlung.

Dieses Beispiel zeigt, welche Erfolge dank der Biopharma méglich, und welche Kosten damit verbunden
sind. Traditionelle pharmazeutische Medikamente sprechen oft einen grofien Patientenkreis an und
konnen zum Beispiel Kopfschmerzen lindern oder Husten stoppen — und das fiir kleines Geld, wenn ihre
Patente erst einmal ausgelaufen sind und Generika auf den Markt kommen. Die Starken von
Biopharmazeutika liegen hingegen in der zielgerichteten Behandlung oder Eliminierung von eher
seltenen Krankheiten. Egal ob es darum geht, mit bispezifischen Antikdrpern, die in der
Krebsimmuntherapie eingesetzt werden, eigene Immunzellen auf Tumore anzusetzen oder mit Hilfe der
Genschere CRISPR/Cas defekte Gene zu reparieren, wie bei der eingangs erwahnten Erbkrankheit MLD:
Die grof3e Starke ist die Individualitat. Jeder Patient und jede Patientin bekommt eine Therapie, die
individuell und ganz exakt auf ihn oder sie zugeschnitten ist. Schatzungen zufolge wird sich der Markt
fir Biopharma-Medikamente bis zum Jahr 2030 nahezu verdoppeln.

Ob Big-Pharma oder Start-up: Jeder méchte hier gern teilhaben. Doch die Barrieren, um erfolgreich im
Biopharma-Geschift zu sein, sind enorm. Der Herstellungsprozess ist komplexer als bei traditionellen
chemischen Wirkstoffen. Und schon jetzt ist die Entwicklung neuer Medikamente von standigen
Riickschlagen gepragt.

Die Zeit drangt

Eine Analyse der Managementberatung Porsche Consulting hat ein deutliches Resultat: Von 1.000
Molekiilen, die als hoffnungsvolle Kandidaten fur neue Medikamente gehandelt werden, iberlebt nur
rund die Hélfte die erste Phase der klinischen Studien. Alle anderen werden aussortiert. Meist wegen zu
starker Nebenwirkungen. In der zweiten Phase, in der Dosis und Effizienz des Wirkstoffs getestet
werden, schrumpft die Kohorte nochmals um knapp drei Viertel. Und in der dritten Phase, in der der
Wirkstoff erstmals an mehreren tausend Menschen getestet wird, fallen erneut mehr als 40 Prozent der
Kandidaten raus. Am Ende sind es nur rund zehn von anfénglich 1.000 Wirkstoffen, die auch den
Zulassungsprozess zum fertigen Arzneimittel erfolgreich meistern. Oft dauert dieser Prozess zehn Jahre
oder langer und verschlingt dabei mehrere Milliarden Euro.

Diese Zahlen sind nicht spezifisch fiir Biopharma, sondern stehen fiir die Herausforderungen im
Entwicklungsprozess auch von Pharmaunternehmen, die Medikamente auf Basis von chemischen
Molekiilen herstellen. Aber sie zeigen, mit welch hohen Entwicklungskosten die Pharmaunternehmen
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kampfen. Wie kann es also gelingen, giinstiger und schneller zu werden? Eine Méglichkeit ist der
verstarkte Einsatz kiinstlicher Intelligenz (KI). Eine Analyse im Fachjournal Drug Discovery Today hat
gezeigt, dass die von Kl ausgewahlten Wirkstoffkandidaten zu 80 bis 90 Prozent die erste Phase der
klinischen Studien erfolgreich durchlaufen. Eine enorme Steigerung gegeniiber den von Menschen
.manuell" ausgewahlten Wirkstoffen. Fiir Pharmaunternehmen sind daher gezielte Investitionen im Kl-
Bereich sinnvoll. Eine andere Mdglichkeit besteht darin, die vor den Tests an Menschen bisher
obligatorischen, aber auch fehleranfélligen Tierversuche durch Organchip-Experimente zu ersetzen.
Dabei werden aus menschlichen Zellen im Labor winzige Gewebe geziichtet, die die gleichen
Eigenschaften haben wie menschliche Organe und sich daher gut fiir Medikamententests eignen —
vorausgesetzt, die regulatorischen Rahmenbedingungen erlauben dies in Zukunft.

Wichtig ist es auflerdem, friihzeitig ein diverses Team mit der Entwicklung neuer Medikamente zu
betrauen. Neben den Spezialistinnen und Spezialisten aus Forschung und Entwicklung miissen von
Anfang an auch die Abteilungen Herstellung, Marketing, Regulatory Affairs und Qualititsmanagement
mit am Tisch sitzen. Dieser ganzheitliche Blick hilft, Zeit und Geld zu sparen, weil nur die
erfolgversprechendsten Kandidaten {iberhaupt in die klinischen Studien eingehen.

Dass es Potenzial gibt, schneller zu werden, zeigt die Betrachtung aus einer globalen Perspektive.
Biopharma-Wirkstoffe internationaler Firmen befinden sich oft schon in Phase 3 oder weiter. Die
Kandidaten der deutschen Player sind hingegen oft noch in Phase 1 oder 2.

Doch die deutschen Firmen kdnnen von den Best Practices der Unternehmen, insbesondere aus den
USA, lernen und ihren Riickstand schnell aufholen. Daflir miissen innovative Technologien in ihren
Forschungs- und Entwicklungsabteilungen einen héheren Stellenwert erhalten, idealerweise in einem
Marktbereich, wo die Firma konkurrenzfahig ist. Strategisches Outsourcing einzelner Aktivitdten kann
den Fortschritt zusatzlich beschleunigen.

Geld gegen Erfolg

Jedes groBere Unternehmen muss auf3erdem ausloten, ob es externe Innovationen einkaufen und in
sein bestehendes Organisationsmodell integrieren will, zum Beispiel iber Kooperationen mit
Ausgriindungen von Universitaten und Forschungseinrichtungen. Oder ob es besser ist, die notwendige
Expertise von Grund auf in der eigenen Firma aufzubauen. Die Beraterinnen und Berater von Porsche
Consulting helfen dabei, die richtigen Ziele auszuwéhlen und neue Geschéftsfelder aufzubauen.

Auch beim Thema Finanzierung sind Innovationen gefragt. Wenn ein Medikament mehrere Millionen
Euro kostet, dann wird nicht jeder Mensch dieses Medikament bekommen kdnnen. Es ist einfach zu
teuer. Die Lésung? Wir missen Vergiitungsmodelle (iberpriifen und mit Traditionen brechen.
Heutzutage wird die Menge eines verkauften Medikaments honoriert. Eine andere Maglichkeit ware es,
die Herstellerfirmen rein nach Wirksamkeit zu entlohnen: Nicht fiir jedes verkaufte Medikament gibt es
Geld, sondern fiir jede erfolgreiche Behandlung.
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Patientinnen und Patienten werden auf jeden Fall von den Innovationen im Bereich Biopharma
profitieren. Denn je schneller ein Medikament auf den Markt kommt und je giinstiger es ist, desto mehr
Menschenleben wird es retten.
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