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Was ist eine seltene Erkrankung ?

• < 5 Fälle/10’000 Menschen (EU) 
• < 200’000 Menschen (USA)

• ~ 7000 seltene Krankheiten weltweit

• 3.5-5.9% Weltbevölkerung

• ~ 580’000 Menschen in der Schweiz 
betroffen
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14.03.2025_TAG DER SELTENEN ERKRANKUNGEN_ELHAI M

Seltene Erkrankungen sind 
mit einer erheblichen Belastung verbunden
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Kostengesuche und Übernahme von Therapien

Wie läuft die Kostenübernahme für die Therapie seltener 
Erkrankungen ab?



Patientenmerkmale Krankheitsbeginn Merkmale der SSc

• Männlich
• Geboren 1971

• 2021 Raynaud 
Phenomenon

• Verdickung der Haut 

• Oktober 2023: Diagnose SSc
• Anti-RNA pol III Antikörper
• Beginn einer Therapie mit 

Mycophenolat-mofetil

Patientenfall
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Lungenmerkmale

• Chronischer Husten

• Atemnot

Patientenfall-Kontrolle in 2024

>20% des Lungenparenchyms
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Lungenbefall- Visite
6 MingehtestAtemtest



Richtlinien bei Lungenfibrose in SSc

Del Galdo F et al. Ann Rheum Dis 202414.03.2025_TAG DER SELTENEN ERKRANKUNGEN_ELHAI M



Lungenfibrose Hautfibrose

Ebata S et al. Lancet Rheumatol 2021

SSc-ILD: Therapie: Rituximab



Wie läuft es bei Rituximab ?

Arzneimittel zugelassen in der 
Schweiz ? 

Ja

Ist es Teil der Spezialitätenliste ?

Wird es i.R der Fachinformation und innerhalb 
der Limitierung der SL verwendet ?

Standard-Anwendung Off-Label Behandlung
Off-Limitation Behandlung

Ja Nein

Vergütung 
gemäss 

Art. 71a-d 
KVV

Off-Label Behandlung: Verwendung 
für eine andere Indikation 

Off-Limitation Behandlung: 
Verwendung ausserhalb der 

Limitierung
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Wie gehen wir weiter ?

Arzt/Ärztin
Spital
Praxis

Kranken-
versicherung

Angepasst vom Hummel Y, Universimed

Kostengutsprachegesuch

• Grosser therapeutischer Nutzen 
• Krankheit verläuft tödlich oder kann schweren und 

chronischen Verlauf mit gesundheitlichen 
Beeinträchtigungen nehmen

• Keine alternative auf SL
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WICHTIG!
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Die Frage, wie behandelt werden soll, ist eine Frage der 
Medizin

Die Frage, ob die Behandlung auch von der Krankenkasse 
bezahlt wird, ist eine Frage des Rechts



Rolle des Vertrauensarztes
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Grundprinzipien KVG
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Kostendeckungsprinzip (Art. 24 KVG)
WZW (Art. 32 KVG)
Listenprinzip (Art. 33 KVG)
Tarifschutz (Art. 44 KVG)
Qualitätssicherung (Art. 58 KVG)
Legalitätsprinzip 
Territorialitätsprinzip



Zulassung und Vergütung von Arzneimitteln

14.03.2025_TAG DER SELTENEN ERKRANKUNGEN _M. SCHRÖDER 16



Rituximab
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Rituximab
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Morbus Pompe: Myozyme®

• BG: Ausnahme möglich!

• Seit 2011: Art. 71a-71d KVV
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Medikamente: Regel und Ausnahme 
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WZW
Wirksamkeit
• Erreichbarkeit des Behandlungsziels
• Nachweis mit wissenschaftlichen Methoden

Zweckmässigkeit
• Massnahme ist relevant und geeignet

Wirtschaftlichkeit
• Kostengünstigste Massnahme bei mehreren 

zweckmässigen Massnahmen

Medizinische 
Indikation
- Vertrauensarzt

Kosteneffektivität
- Versicherer!
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WZW:  beide Ebenen

Generelle WZW

Konkrete WZW

WZW muss sowohl auf genereller als auch 
auf konkreter Ebene kumulativ erfüllt sein 
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Bewertung des therapeutischen Nutzens 
gemäss Art. 38b KLV

1. Studienrating = 
WZW generell

2. Nutzenbewertung = 
WZW konkret 
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Aufgaben des Vertrauensarztes bei Gesuchen für 
rare diseases 

1. Studienrating
(OLUtool) 

2.     Finale 
Nutzenbewertung
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1. Studienrating im Nononco-Bereich (=WZW generell)
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Bemessungspunkte 
(1°Endpunkt Studie):
• Funktionsänderung
• Anzahl Ereignisse
• Scorepunktmessung
• Surrogate mit Studienrange
• Ansprechrate eines Ziels im 1°

Endpunkt
• Mortalität



2. Finale Nutzenbewertung im Einzelfall 
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Berücksichtigung 
Rare diseases



Einteilung des therapeutischen Nutzens 
(Art. 38b Abs. 6 KLV)

Nutzenkategorie A: sehr grosser therapeutischer Nutzen;
Nutzenkategorie B: grosser therapeutischer Nutzen;
Nutzenkategorie C: erwarteter grosser therapeutischer Nutzen
Nutzenkategorie D: moderater, geringer oder kein therapeutischer 

Nutzen.
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Neu vorgeschriebene Rabattabschläge 
(Art. 38d Abs. 6 KLV)

Nutzenkategorie A: 30%
Nutzenkategorie B: 35%
Nutzenkategorie C: 40% (+ Kostenübernahme 2 Monate)
Nutzenkategorie D: Keine Vergütung

CAVE!
Nutzenkat. A-C: Grundsätzlich Pflichtleistungen (sofern 

Pharma zu diesen Bedingungen liefert!)
Nutzenkat. D: Keine Pflichtleistung
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Swissrating (Branchenrating)

• Freitagskonferenz der leitenden 
CH-Vertrauenärzte 

• >95% Abdeckung der CH-
Krankenversicherer

• Studienrating von neuen, meist 
sehr teuren Medikamenten

• Sehr oft Medikamente für rare 
diseases

• Beizug von Fachexperten bei 
Bedarf

• Gute Akzeptanz
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Beizug von Fachexperten bei rare diseases (Art. 71c Abs. 5 KVV)
Ist absehbar, dass ein Gesuch um Vergütung 
eines wichtigen Arzneimittels für seltene 
Krankheiten nach Artikel 4 Absatz 1 
Buchstabe adecies Ziffer 1 HMG aufgrund 
Bewertung des therapeutischen Nutzens 
abgelehnt werden wird, und liegen keine 
klinischen Studien vor, so hört der 
Vertrauensarzt oder die Vertrauensärztin 
mindestens einen klinischen Fachexperten 
oder eine klinische Fachexpertin an. Dieser 
oder diese gibt eine Empfehlung ab.

= Rating D
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CAVE: 
• Verordnung schreibt keinen 

generellen Beizug von Fachexperten 
vor

• Fachexpertise hat 
Empfehlungscharakter, keine 
Entscheidkompetenz!



Des Pudels Kern…
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Des Pudels Kern…
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• Wir landen vertrauensärztlich oft im Rating C (keine harten 
klinische Studienendpunkte wie in der Onkologie

• Fixe Rabatte – kein Verhandlungsspielraum für Pharma! 
• Rating C oft von Pharma nicht akzeptiert! (man will Rating B oder 

A)
• Entscheid der Pharma oft im Head Quarter gefällt (CH = zu kleiner 

Markt)
• Vertrauensarzt kann/darf wegen wirtschaftlicher Problematik nicht 

hochraten; allenfalls Upgrading in der finalen Nutzenbewertung 
möglich!
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TAKE HOME MESSAGES

• Verschiedene Akteure sind in die Off-Label-Verschreibung von 

Medikamenten involviert

• Es ist schwierig eine evidenzbasierte Medizin bei seltenen Krankheiten 

durchzuführen

• Ethische Fragen sind im Vordergrund

• Bedeutung einer klaren Information des Patienten über wissenschaftliche 

Daten, Off-Label-Verwendung, Nutzen und Risiken, um eine gemeinsame 

Entscheidung zu treffen



TAKE HOME MESSAGES

• Bedeutung von Initiativen, die die Forschung bei seltenen Krankheiten 

fördern

• Bedeutung von Registern für seltene Erkrankungen, Patienten-

Vereinigungen und politischen Initiativen

• Bedeutung der Sensibilisierung der Bevölkerung für seltene Krankheiten
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BEDEUTUNG DER ENTWICKLUNG EINER KOLLABORATIVEN FORCHUNG MIT 
PATIENTEN



Umfrage zur heutigen Veranstaltung
In den nächsten 1-2 Wochen erhalten Sie per E-Mail eine Umfrage zu dieser Veranstaltung. 

Wir freuen uns über jedes ehrliche Feedback, damit wir uns weiter verbessern können. 

Herzlichen Dank dafür. 
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Vielen Dank für Ihre Aufmerksamkeit und Ihr 
Interesse
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