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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

9.1 Einfithrung und Ubersicht

Die besondere Aufgabe des Gentechnologieberichts und seiner Themenbinde besteht darin, das
komplexe Feld der Gentechnologie in Deutschland in einer messbaren und reprisentativen
Form fiir den fachlich Interessierten aufzuschliefen. Dabei geht es weniger darum, eigene
Daten zur Gentechnologie, respektive zur Gentherapie und deren Entwicklung zu erheben,
sondern vielmehr darum, Problemfelder mittels Indikatoren niher zu beschreiben und diese mit
relevant beurteilten und vorhandenen Daten in ein Verhiltnis zu setzen (siehe Hucho et al.,
2005:17f.).

Wihrend das gesamte Feld ,Gentherapie in Deutschland“ mittels verschiedener Problem-
felder beschrieben werden kann (siche Kapitel 2.2), kdnnen einzelne Problemfelder ihrerseits
mit Hilfe so genannter Indikatoren konkret ausgeleuchtet werden. ,Indikatoren® werden dabei
als ,empirisch direkt ermittelbare Grofien verstanden, die Auskunft iiber etwas geben, das selbst
nicht direkt ermittelbar ist“ (Domasch/Boysen, 2007:181). Sie bilden unter anderem statistische
Maf3zahlen ab, die eine Abbildung gesellschaftlicher beziehungsweise gesellschaftspolitisch re-
levanter Sachverhalte darstellen sollen (Hartmann, 2002; Glatzer, 2002). Es kann sich ,,sowohl
um einfache Ziffern als auch um zusammenfassende Indizes handeln, sowohl um Angaben fiir
einen bestimmten Zeitpunke als auch um Zeitreihen® (Schifers, 2001:133). Der Wert derarti-
ger Indikatoren besteht darin, dass an sich nicht quantifizierbare Aussagen, wie zum Beispiel
solche iiber , Erfolg” oder ,Akzeptanz®, in Messdaten erfasst und objektivierbar gemacht werden
konnen. Ein weiterer Vorzug derartiger Indikatoren liegt darin, dass sie — dauerhaft fortge-
schrieben — Auskunft iiber Entwicklungen des Fachgebiets geben konnen.

Da die zu beschreibenden Sachverhalte sehr heterogen sind, gilt es stets, so genannte Systeme
von Indikatoren zu ermitteln, die dann in einen kohirenten Bezugsrahmen — hier jeweils
Problemfelder — eingebunden werden (ebd.). Die Erarbeitung, Verortung und Bewertung von

Indikatoren unterliegt stets einer Interpretationsleistung, das heif$t Indikatoren sind als solche
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ihrerseits theoretische Konstrukte, mit denen versucht wird, komplexe Phinomene objektivier-
bar zu machen. Sie konnen dennoch als Grundlage fiir die Bewertung der verhandelten Phino-
mene angeschen werden, da sic mehr als eine subjektive (individuelle) Wahrnehmung sind
(Meyer, 2004:2)." Nicht zwangsweise sind fiir alle theoretisch sinnvollen Indikatoren entspre-
chende Daten auffind- beziehungsweise erhebbar; zudem gilt es in methodischer Hinsicht auf
folgende Kriterien zu achten: statistische Sicherheit, Differenziertheit, zeitliche und riumliche
hohe Auflssung, methodisch saubere und nachvollzichbare sowie kostengiinstige Erhebung
und Eindeutigkeit (Hucho et al., 2005:19f.). Vor diesem Hintergrund wird deutlich, dass fiir
einige der genannten Problemfelder sich nur schwer messbare Kenngroflen ermitteln lassen
(z.B. rechtliche Regulierung). Tabelle 1 greift die eingangs vorgestellten Problemfelder auf (sie-
he Kapitel 2.2) und zeigt iiberblicksartig, welche Indikatoren ein Problemfeld nun jeweils ge-
nauer ausmessen kénnen; die Sortierung erfolgt in Analogie zu den vier oben gewihlten Dimen-

sionen.

1 Weitere Ausfiihrungen zur Entwicklung und Systematik von Indikatoren machen u. a. Rademacher et al., 1998; Statistisches
Bundesamt, 2000 sowie Boysen/Kdlsch, 2006.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Tabelle 1: Problemfelder zur Gentherapie und Indikatoren zu ihrer Beschreibung

im Kreuzfeld aller Dimension

Wissenschaftliche Dimension <> Ethische Dimension
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Wissenschaft imension <> Okonomis
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Soziale Dimension <> Okonomische Dimension

Ethische Dimension <> Soziale Dimension




9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Dialog mit der Die bestéandige Information und Teil- offentliche Veranstaltungen zum Thema (nach Jahren)*

Gesellschaft* habe der Menschen an den aktuellen
Entwicklungen der gentherapeutischen
Forschung ist selbstverstandlicher
Bestandteil gesamtgesellschaftlicher mediale Prisenz zum Thema*
Aushandlungsprozesse.

Anzahl der (popular-)wissenschaftlichen Biicher zum Thema
(nach Jahren)*

Internetprasenz zum Thema*

Soziale Dimension <> Wissenschaftliche Dimension

Akzeptanz/ Der Einsatz bzw. die Diffusion neuer Bewertung der Gentherapie in Deutschland (im
Bewertung in der  wissenschaftlicher Innovationen und Vergleich mit EU) (01)
Bevolkerung technischer Verfahren hangt entschei-

dend von deren breiter Akzeptanz in Grad der Unterstiitzung der Gentherapie in
der Bevslkerung ab. Deutschland (im Vergleich mit EU) (02)

Empfundene Chancen bzw. Risiken

Grad des Vertrauens in zentrale Institutionen auf dem Gebiet
der Gentherapie (Arzte, Zulassungsbehérden, Forschungsein-
richtungen etc.)

Mediale Prasenz (nach Art des Mediums, Tendenz der
Berichterstattung)

Anzahl institutioneller Einrichtungen (Gesellschaften, NGOs,
Patientenvertretungen etc.)

Okonomische Dimension<> Ethische Dimension

Die fett markierten Indikatoren werden nachfolgend anhand detaillierter Datenblatter vorgestellt und grafisch aufbereitet.
* Kennzeichnet neue Problemfelder und Indikatoren im Vergleich zur letzten Veréffentlichung der Daten (Muller-R6ber et al.,
2009:200-205).
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Einige der oben genannten Problemfelder kénnen anhand von ausgewihlten Indikatoren be-
schrieben werden. Insbesondere erweisen sich die thematisch zusammenhingenden Problemfel-
der Forschungsstandort Deutschland und Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte
sowie Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen und Realisierung medizinischer Zielsetzungen
als geeignet, um anhand verfiigbaren Datenmaterials einen Einblick in die Entwicklung der
Gentherapie in Deutschland zu geben. Auflerdem lassen sich Daten finden, die Auskunft iiber
die Akzeptanz/Bewertung der Gentherapie in der Bevilkerung geben. Da einige Problemfelder
eng miteinander verwoben sind, konnen einzelne Indikatoren zur Beschreibung mehrerer

Problemfelder herangezogen werden.

9.2 Daten zu Akzeptanz und Bewertung in der Bevdlkerung,
Forschungsstandort Deutschland, Produktentwicklung/

Transfer von Wissen in Produkte, Realisierung wissenschaftlicher
und medizinischer Zielsetzungen

Mittels standardisierter Datenblitter werden folgende Indikatoren nachfolgend vorgestellt. Ein
Grof3teil der hier prisentierten Daten kann dabei als Fortschreibung der seit 2008 veroffentlich-
ten Zahlen gesehen werden (vgl. Hucho et al., 2008:167-184; Miiller-Rober et al., 2009:205—
235). Die Rubriken , Abgrenzung der Berechungsgroflen und , Aussagefihigkeit® bilden auch

diesmal den interpretativen Rahmen.

Akzeptanz/Bewertung der Gentherapie in der Bevolkerung
» Bewertung der Gentherapie in Deutschland (01)
»  Grad der Unterstiitzung der Gentherapie (02)

Forschungsstandort Deutschland

» Anzahl der weltweiten Publikationen zur Gentherapie nach Lindern (03)

» Anzahl der wissenschaftlichen Einrichtungen und Forschergruppen im Bereich der
Gentherapie in Deutschland (04)
Hohe der offentlichen Forderung fiir Gentherapie in Deutschland (05)

» Hohe der Férderung von EU-Projekten im Bereich der Gentherapie mit deutscher Beteili-
gung (06)
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

v v v v v v Vv

Anzahl der klinischen Studien zur Gentherapie (07)

Verteilung der Indikationen bei klinischen Studien zur Gentherapie (08)

Genutzte Vektoren in klinischen Studien zur Gentherapie (09)

Anzahl der Antrige auf klinische Priifungen im Gebiet der Gentherapie in Deutschland (10)
Anzahl der Patentanmeldungen im Bereich der Gentherapie in Deutschland (11)

Anzahl der auf dem Gebiet der Gentherapie arbeitenden Firmen in Deutschland (12)
Anzahl der kommerziell Beschiftigten im Bereich der Gentherapie in Deutschland (13)

Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte

»

v v v Vv

Anzahl der klinischen Studien zur Gentherapie (07)

Anzahl der Antrige auf klinische Priifungen im Gebiet der Gentherapie in Deutschland (10)
Anzahl der Patentanmeldungen im Bereich der Gentherapie in Deutschland (11)

Anzahl der auf dem Gebiet der Gentherapie arbeitenden Firmen in Deutschland (12)

Anzahl der kommerziellen und nichtkommerziellen Anbieter von Vektoren in der EU (14)

Realisierung medizinischer Zielsetzungen

»
»
»

Anzahl der klinischen Studien zur Gentherapie (07)
Verteilung der Indikationen bei klinischen Studien zur Gentherapie (08)
Anzahl der Patentanmeldungen im Bereich der Gentherapie in Deutschland (11)

Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen

»
»

Anzahl der weltweiten Publikationen zur Gentherapie nach Lindern (03)

Anzahl der wissenschaftlichen Einrichtungen und Forschergruppen im Bereich der
Gentherapie in Deutschland (04)

Anzahl der klinischen Studien zur Gentherapie (07)

Genutzte Vektoren in klinischen Studien zur Gentherapie (09)
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Laufende Nummer
Problemfeld
Name des Indikators

Datenquelle

Verfligbarkeit der Daten

Abgrenzung
der BerechnungsgréBen

Gliederung der Darstellung
Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

01
Akzeptanz/Bewertung der Gentherapie in der Bevolkerung
Bewertung der Gentherapie in Deutschland

Eurobarometer 64.3 — Europeans and Biotechnology in 2005: Patterns and Trends. Unter: sec.
europa.eu/research/press/2006/pdf/pr1906_eb_64_3_final_report-may2006_en.pdf

Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: Mai 2006.
offentlich

Als Grundlage fir diesen Indikator dienen die Daten des Eurobarometers 64.3 aus dem Jah-
re 2005. Die Einstellungen der europdischen Bevolkerung zur Gentechnik waren bereits Gegen-
stand der Erhebungen der Jahre 1991, 1993, 1996, 1999 und 2002; Fragen hinsichtlich der
Gentherapie wurden erstmals 2005 gestellt. Die Erhebungen des Eurobarometers 64.3 wurden
in allen 25 Mitgliedsstaaten durchgefiihrt; pro Land wurden rund 1000 Personen befragt.

siehe Abbildung
einmalig

Im Rahmen der Eurobarometer-Befragung wurde nicht nur die Zustimmung und Ablehnung zur
Gentherapie erfragt, sondern es wurden auch Fragen nach der Nutzen- und Risikowahrnehmung
sowie nach der Einschatzung der ethischen Akzeptabilitdt gestellt. Dahinter steht die Idee, dass
die Einstellung zur Gentherapie die Folge eines Bewertungs- und Abwagungsprozesses zwi-
schen verschiedenen Bewertungsdimensionen ist, die zu einem Gesamturteil aggregiert werden.

Abbildung 1: Bewertung der Gentherapie in Deutschland
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Quelle: siehe Indikatorenblatt 01.

266



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Laufende Nummer
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verfligbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung
Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

02
Akzeptanz/Bewertung der Gentherapie in der Bevdlkerung

Grad der Unterstiitzung der Gentherapie

Eurobarometer 64.3 — Europeans and Biotechnology in 2005: Patterns and Trends. Unter: sec.
europa.eu/research/press/2006/pdf/pr1906_eb_64_3_final_report-may2006_en.pdf

Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: Mai 2006.

Eurobarometer 73.1 — Europeans and Biotechnology in 2010: Winds of Change? Unter: http://
ec.europa.eu/research/science-society/document_library/pdf_06/europeans-biotechnology-
in-2010_en.pdf [01.08.2011].

Zugriff: Juli 2011, Stand der Daten: Oktober 2010.
offentlich

Als Grundlage fir diesen Indikator dienen die Daten der Eurobarometer 64.3 aus dem Jahre 2005
und dem Eurobarometer 73.1 aus dem Jahr 2010. Die Einstellungen der europdischen Be-
volkerung zur Gentechnik waren bereits Gegenstand der Erhebungen der Jahre 1991, 1993,
1996, 1999 und 2002; Fragen hinsichtlich der Gentherapie wurden erstmals 2005 gestellt. Die
Erhebungen des Eurobarometers 64.3. wurden in allen 25 Mitgliedsstaaten durchgefiihrt, das
Eurobarometer 73.1 in 27 Mitgliedsstaaten (zzgl. Kroatien, Island, Norwegen, Schweiz und
Ttirkei); pro Land wurden rund 1000 Personen befragt.

a) in Deutschland und der EU b) in Deutschland (in Abhéngigkeit vom Regulierungskontext)
einmalig

Wiedergegeben wird die geduBerte Unterstlitzung der Gentherapie in Deutschland und Europa.
Im Rahmen des Eurobarometers 64.3 sollten die Befragten angeben, ob sie der Aussage, dass
die Gentherapie — als Behandlung von Krankheiten durch genetische Eingriffe — unterstitzt
werden sollte, zustimmen oder nicht. Ziel dieser Fragestellung war es herauszufinden, ob die
Befragten der Gentherapie eher positiv oder negativ gegentber stehen. Im Rahmen der
Eurobarometer 64.2 und 73.1 wurde der Grad der Unterstiitzung in Abhdngigkeit vom Regu-
lierungskontext abgefragt.

In Zukunft gilt zu beobachten, wie sich die Unterstiitzung in Anbetracht der medizinischen
Fortschritte auf dem Gebiet der Gentherapie entwickeln wird.
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Abbildung 2: Unterstiitzung der Gentherapie in Deutschland und Europa (2005)
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Quelle: siehe Indikatorenblatt 02.

Abbildung 3: Grad der Unterstiitzung der Gentherapie in Deutschland
(in Abhéngigkeit vom Regulierungskontext)
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Laufende Nummer
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verfiigbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgréBen

Gliederung der Darstellung

Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

03
Forschungsstandort Deutschland + Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen

Anzahl der weltweiten Publikationen zur Gentherapie nach Léandern
Scopus — Literaturdatenbank. Unter: www.scopus.com/scopus/home.url
Zugriff: Mai 2011, Stand der Daten: Mai 2011.

Die Datenbank bieteteine Sammlungan Abstracts, Quellenverweisen und Stichwortverzeichnissen
im Bereich der Natur- und Ingenieurwissenschaften, in Medizin und Sozialwissenschaften. Die
Nutzung der Datenbank Scopus ist kostenpflichtig und wird nach eigenen Angaben téglich ak-
tualisiert.

Durchgefiihrt wurde die Suche anhand der Stichworte ,gene therapy and vector” in der Rubrik
,articles”, nach Landern und Jahren.

a) internationaler Vergleich: USA/EU/JP/andere b) europdischer Vergleich: D/GB/F/I/S/EU c) abso-
lute Zahlen

jahrlich

Der Indikator spiegelt die weltweiten naturwissenschaftlich-medizinischen Forschungsaktivitaten
im Gebiet der Gentherapie wider und erméglicht einen Vergleich zwischen den Landern bezie-
hungsweise Regionen. Entsprechend kann beobachtet werden, welche Lander bzw. Regionen

eine Vorrangstellung im ,internationalen Forschungswettlauf” einnehmen und ob sich Positio-
nen im Zeitverlauf verandern.

Bei der Anzahl der Publikationen handelt es sich um einen klassischen Frihindikator, der zwar
sensibel fur Entwicklungstrends ist, Entwicklungen jedoch rein quantitativ bemisst. Er erlaubt
somit keine Aussagen dartiber, welchen Reifegrad eine wissenschaftlich-technische Entwicklung
besitzt. Anders als die 6ffentliche Berichterstattung erlaubt er — abseits von Schlagzeilen — einen
verlasslichen Blick darauf, in welchem MaBe Forschungen zur Gentherapie weltweit verfolgt
werden.
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Abbildung 4: Publikationsleistungen im internationalen Vergleich
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Abbildung 5: Nationale Publikationsleistung im europdischen Vergleich
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 6: Absolute Zahl der Publikationen
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Laufende Nummer
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verfligbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung
Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

272

04
Forschungsstandort Deutschland + Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen

Anzahl der wissenschaftlichen Einrichtungen und Forschergruppen
im Bereich der Gentherapie in Deutschland

Erhebung im Auftrag des Bundesministeriums fiir Bildung und Forschung (BMBF),
Informationsplattform Biotechnologie.de, Forschungsdatenbank. Unter:

www.biotechnologie.de/bio/generator/Navigation/Deutsch/Unternehmen/unternehmens-
datenbank.html

Biotechnologie-Firmenumfrage 2007 (fur Stichtag 31.12.2006): Zugriff: April 2008, Stand der
Daten: Dezember 2006.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2008 (fiir Stichtag 31.12.2007): Zugriff: Dezember 2008, Stand
der Daten: Dezember 2007.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2009 (fiir Stichtag 31.12.2008): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2008.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2010 (fiir Stichtag 31.12.2009): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2009.

offentlich

Die Daten wurden nach den Leitlinien der Organisation fir wirtschaftliche Zusammenarbeit und
Entwicklung (OECD) erhoben. Beriicksichtigt werden Firmen, die nach der OECD-Definiton im
Bereich der ,DNA- und/der RNA-Vektoren” (Gentherapie, Virale Vektoren, friher ,Subzellulére
Organismen”) tatig sind und deren Tatigkeitsbereich Gesundheit/Medizin (d. h. Entwicklung von
Therapeutika und/oder Diagnostika fir den human-medizinischen Bereich, Drug Delivery, Ge-
webe-Ersatz) und nicht-spezifische Anwendungen (d. h. auf biotechnologischen Prinzipien ba-
sierende Gerdte und Reagenzien fiir die Forschung sowie Dienstleistungen in diesem Bereich
(, Zulieferindustrie”) umfassen.

siehe Abbildung

jahrlich

Der Indikator erlaubt einen vertiefenden Blick auf die Forschungslandschaft im Bereich der
Gentherapie und beschreibt die institutionellen Schwerpunkte bzw. deren Entwicklungen.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 7: Wissenschaftliche Einrichtungen/Forschergruppen im Bereich
der Gentherapie in Deutschland
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Laufende Nummer:
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verfligbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung
Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit
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05
Forschungsstandort Deutschland

Hohe der offentlichen Forderung fiir Gentherapie in Deutschland
Deutsche Forschungsgemeinschaft (DFG). Unter: www.dfg.de

Zugriff: Juni 2011, Stand Dezember 2008.

Bundesministerium fiir Bildung und Forschung (BMBF). Unter: www.bmbf.de
Zugriff: Juni 2011, Stand: Juni 2011.

Gesundheitsforschung: Forschung fir den Menschen. Unter: www.gesundheitsforschung-bmbf.
de/de/1197.php

Zugriff: Juni 2011, Stand: Juni 2011.
offentlich

Es besteht die Schwierigkeit, Forschungsaufwendungen fiir die Gentherapie konkret in Projekten
zu identifizieren, da haufig Untersuchungen gentherapeutischer Verfahren in groBere Projekte
eingebettet und so nur schwer identifizierbar sind.

BMBF-Programme/DFG-Programme
einmalig

Die Héhe der Forschungsforderung erlaubt Riickschlisse auf das wissenschaftliche und wirt-
schaftliche Potenzial der Gentherapie, das seitens der staatlichen Ebene angenommen wird.
Gerade in friihen Phasen einer technischen Innovation ist der Staat aufgefordert, finanzielle
Mittel zur Generierung zuk(inftiger Allgemeinwohleffekte bereit zu stellen, da die erforderliche
Allokation von Ressourcen zum Beispiel fiir die Grundlagenforschung seitens der Privatwirtschaft
nicht ausreichend erfolgt. Zu einem spateren Zeitpunkt, an dem die technische Innovation einen
groBeren Reifegrad erreicht hat und der privatwirtschaftliche Sektor unmittelbar in Forschung
und Produktentwicklung investiert, sinkt die Notwendigkeit fir staatliche Finanzierungen; zu-
rickgehende Mittel wéren hierbei kein Indiz fiir nachlassendes Interesse. Zur umfassenden
Beurteilung ist eine Beobachtung iiber einen ldngeren Zeitraum erforderlich, gleichzeitig sind
weitere Quellen der offentlichen Finanzierung zu berticksichtigen. Diesbezlglich erfasst der
Indikator zwar die Ausgaben des Bundes, nicht jedoch, ob und in welcher finanziellen Hohe die
Bundeslénder die Forschung und Entwicklung im Bereich der Gentherapie fordern. Wesentlich
bedeutender sind allerdings die Forderungen seitens der EU; diese werden vom Indikator LNr. 06
abgebildet.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Tabelle 2: Offentliche Forderung fiir Gentherapie in Deutschland

Laufzeit Fordervolu- | Durchschnittliches
men gesamt | Fordervolumen pro

in Euro Jahr in Euro

1) Verbundprojekt TreatID: Behandlung schwerer Immundefekte mit
genmodifizierten Stammzellen

Teilprojekt 1, Teilprojekt 2, Teilprojekt 3 — Durchfiihrung von klini- 01.01.2006 —  2.712.674 904.225
schen Studien sowie Teilprojekt 7 — Etablierung der GMP-Produktion ~ 31.12.2008
von SIN-Vektoren

Teilprojekt 4 — Klonalitatsanalyse von gen-modifizierten Zellen invivo  01.04.2006 —  128.704 42.901

31.03.2009
Teilprojekt 5 , Genotoxizitat retroviraler Vektoren” 01.01.2006 —  327.380 109.123
31.12.2008
Teilprojekt 6a — Expression sezernierter Peptide zur Gentherapie 01.10.2005—-  543.319 167.175
der HIV-Infektion und Teilprojekt 6b — Begleituntersuchungen zur 31.12.2008

Gentherapie der Chronischen Granulomatose

3) Verbundprojekt: Gen-Immuntherapie bei fortgschrittenem
Prostatakarzinom

Gentherapie fir die selektive Induktion von Apotose durch TRAIL 01.10.2006 —  266.070 88.690
(Teilprojekt 1) 30.09.2009

5) Verbundprojekt: Foamyvirus Netzwerk fiir die Gentherapie der
Fanconi-Anamie (FoneFA)

Korrektur des Gendefektes (Teilprojekt 1) 01.11.2009 -  440.507 146.836
31.10.2012
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Laufzeit Fordervolu- | Durchschnittliches
men gesamt | Fordervolumen pro
in Euro Jahr in Euro

Sicherheit des Vektors (Teilprojekt 2) 01.11.2009 -  665.901 194.898

31.03.2013

Analyse der Virus-Integration (Teilprojekt 3) 01.11.2009 -  234.124 78.041
31.10.2012

Schwerpunkt 1230: Mechanisms of gene vector entry and persistence/ ~ seit Gesamt: 3,3
Schwerpunktprogramm 01.04.2006 Mio.

* Ein Teilprojekt 4 wurde nicht erwahnt. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 05.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Laufende Nummer
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verflgbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung

Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

06
Forschungsstandort Deutschland

Hohe der Forderung von EU-Projekten im Bereich der Gentherapie
mit deutscher Beteiligung

Sixth Framework Programme, EU-supported research in Genomics and Biotechnology for Health
Sixth Framework Programme (2002-2006). Unter: ftp://ftp.cordis.europa.eu/pub/lifescihealth/
docs/new-therapies.pdf

Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: 2007.
Sixth Framework Programme — Projektsuche. Unter: http://cordis.europa.eu/fp6/projects.htm
Zugriff: Juli 2011, Stand: Mai 2011.

Seventh Framework Programme — Projektsuche. Unter: http://cordis.europa.eu/fp7/projects_
de.html

Zugriff: Juni 2011, Stand: Mai 2011.
offentlich

Beriicksichtigt wurden jene Projekte, an denen mindestens ein Akteur aus Deutschland beteiligt
ist. Fur das 7. Rahmenprogramm sind lediglich die Projekte mit dem Stand vom Juni 2011 aufge-
fihrt.

a) Hohe der Férderung von EU-Projekten mit deutscher Beteiligung nach Projekten b) Hohe der
Forderung von EU-Projekten mit deutscher Beteiligung nach Jahren

einmalig

Die Hohe der Forschungsforderung erlaubt Riickschliisse auf das wissenschaftliche und wirt-
schaftliche Potenzial der Gentherapie, das seitens der EU-Ebene angenommen wird. Gerade in
friihen Phasen einer technischen Innovation ist die Europdische Union aufgefordert, finanzielle
Mittel zur Generierung zukiinftiger Allgemeinwohleffekte bereit zu stellen, da die erforderliche
Allokation von Ressourcen zum Beispiel fiir die Grundlagenforschung seitens der Privatwirtschaft
nicht ausreichend erfolgt. Zu einem spéteren Zeitpunkt, an dem die technische Innovation einen
groBeren Reifegrad erreicht hat und der privatwirtschaftliche Sektor unmittelbar in Forschung
und Produktentwicklung investiert, sinkt die Notwendigkeit fiir europdische Finanzierungen;
zurlickgehende Mittel wdren hierbei kein Indiz fir nachlassendes Interesse. Zur umfassenden
Beurteilung ist eine Beobachtung Uber einen langeren Zeitraum erforderlich, gleichzeitig sind
weitere Quellen der 6ffentlichen Finanzierung zu berlcksichtigen. Diesbeziiglich erfasst der
Indikator zwar die Ausgaben der EU, nicht jedoch die der einzelnen Mitgliedslander. Die 6ffent-
liche Forschungsforderung in Deutschland (Bundesmittel) wird vom Indikator LNr. 05 dokumen-
tiert.
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Tabelle 3: Férderung von EU-Projekten mit deutscher Beteiligung im Bereich der Gentherapie

(nach Projekten)

Projektname Laufzeit Fordervolumen gesamt in Durchschnittliches

Mio. Euro Fordervolumen pro Jahr in
Mio. Euro

6. EU-Forschungsrahmenprogramm

ATTACK November 2005 — Oktober 2010

CONSERT November 2004 — April 2009 11,6

BACULOGENES Januar 2007 — Méarz 2010

THERADPOX Dezember 2005 — November 2008 2,4

ZNIP Januar 2007 — Dezember 2009

Improved precision Januar 2005 — Juni 2008

Epi-Vector Januar 2005 — Juni 2008

Magselectofection Mai 2006 — Dezember 2009

ANGIOSKIN Mai 2005 — Oktober 2009

7. EU-Forschungsrahmenprogramm

EUCLYD Mai 2008 — April 2011

PERSIST Januar 2009 — Dezember 2012

GENEGRAFT Mdrz 2011 — Februar 2016

AIPGENE Januar 2010 — Dezember 2013 3,3

Jeweils aktualisierte Daten; Unterschiede zu friiheren Veroffentlichungen moglich. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 06.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 8: Forderung von EU-Projekten mit deutscher Beteiligung im Bereich der Gentherapie
(nach Jahren)

25
18,28 208 19,54
20 ' 16,82
15 12,19 11,19
10
> 0.43
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Angaben in Mio. Euro. » Anzahl der Projekte im Jahr: N = 1 fir 2004; N = 11 fir 2005; N = 15 fir 2006; N = 17 fiir 2007;
N = 16 fir 2008; N = 10 fiir 2009; N = 6 fiir 2010. » Jeweils aktualisierte Daten; Unterschiede zu friiheren Veroffentlichungen
moglich. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 06.
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Laufende Nummer

Problemfelder

Name des Indikators

Datenquelle

Verfligbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung

Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit
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Forschungsstandort Deutschland + Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte +
Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen + Realisierung medizinischer Zielsetzungen

Anzahl der klinischen Studien zur Gentherapie
Deutsches Register fiir somatische Gentransferstudien (DeReG). Unter: www.dereg.de
Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: Dezember 2008 (Register).

Wiley, Gene Therapy Clinical Trials Worldwide. Unter: www.wiley.com/legacy/wileychi/genmed/
clinical/

Zugriff: Mai 2011, Stand der Daten: Marz 2011.
offentlich

In den Darstellungen a) bis ) wird von der Gesamtheit aller Studien seit Bestehen der KSG (Kom-
mission Somatische Gentherapie) in den Jahren 2002 (N = 30), 2005 (N = 39) und 2008 (N = 47)
ausgegangen. Die klinischen Studien umfassen die medizinische Behandlung mit Gentransfer-
Arzneimitteln mit den Zielen Prophylaxe, Therapie und Diagnostik. Die fiir 2002, 2005 und 2008
aufgefiihrten Daten aus dem DeReG umfassen alle Studien, die seit Bestehen der KSG ein posi-
tives Votum erhielten. Die bedeutet nicht notwendigerweise, dass die Studien auch tatsachlich
initiiert wurden.

Als Grundlage fiir die Abbildungen d) bis g) dienen die Zahlen der Wiley-Datenbank. In dieser
Datenbank sind die weltweit genehmigten, laufenden und abgeschlossenen Gentransferstudien
verzeichnet (N = 1347 im Marz 2008; N = 1537 im Marz 2009; N = 1644 im Juni 2010; N =
1703 im Marz 2011).

a) national: nach Phasen b) Grad internationaler Kooperation: national/Studien unter deutscher
Beteiligung ) national: monozentrisch/multizentrisch d) international: Gentherapiestudien seit
1998 e) international: nach Phasen f) Kontinentale Verteilung von klinischen Gentransferstudien
g) Verteilung klinischer Studien in Europa

DeReG: 2002 (Diagramm), 2005 (Diagramm) und 2008 (Register); Wiley: jeweils Mérz 2008,
Marz 2009, Juni 2010 und Marz 2011.

Der Indikator gibt Auskunft dariiber, in welchem MaBe auf nationaler und internationaler Ebene
der wissenschaftlich-technische Fortschritt auf dem Gebiet der Gentherapie im Allgemeinen zu
einer Durchflihrung von klinischen Studien im Speziellen gefihrt hat und welchen Reifegrad
mdgliche medizinische Anwendungen gegenwartig besitzen. Gleichzeitig zeigt der Indikator den
Grad der internationalen Vernetzung der deutschen Forschung.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

a) Abbildung 9: Klinische Studien zur Gentherapie in Deutschland (nach Phasen)

100 %
90 %
80 %
70%
60 %
50% M Phase lll
40% Phase II/11l
30% M Phase Il
20%
Phase I/l
10%
M Phase |

2002 2005 2008

Pilotstudien sind den Phase-I-Studien zugeordnet. » Quelle: DeReG-Datenbank.

b) Abbildung 10: Klinische Studien zur Gentherapie in Deutschland (national/mit deutscher Beteiligung)
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Quelle: DeReG-Datenbank.
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c) Abbildung 11: Klinische Studien zur Gentherapie in Deutschland

(multizentrisch/monozentrisch)
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Pilotstudien sind den Phase-I-Studien zugeordnet. » Quelle: DeReG-Datenbank.

d) Abbildung 12: Anzahl der weltweit durchgefiihrten Gentherapiestudien seit 1998

~

"
120 116 108 112 117

100

o

| E

(%3]
vl
[es]
e}

o~
IS
)]
<3
©
>
~
[

I

]
N & R R R R R B R BB R
2 B B B B B B B B B B

1998 1999 2000 2001 2002 2003 2004 2005 2006 2007 2008 2009 2010

Jeweils aktualisierte Daten; Unterschiede zu friiheren Verdffentlichungen maglich. » Quelle: Wiley-Datenbank.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

e) Abbildung 13: Verteilung von Gentransferstudien nach Phasen (international)
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2008 und 2009 fanden keine Phase-IV-Studien statt. » Quelle: Wiley-Datenbank.

f) Abbildung 14: Kontinentale Verteilung von klinischen Gentransferstudien
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g) Abbildung 15: Verteilung klinischer Studien in Europa
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08
Forschungsstandort Deutschland + Realisierung medizinischer Zielsetzungen

Verteilung der Indikationen bei klinischen Studien zur Gentherapie
Deutsches Register fiir somatische Gentransferstudien (DeReG). Unter: www.dereg.de
Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: Dezember 2008 (Register).

Wiley, Gene Therapy Clinical Trials Worldwide. Unter: www.wiley.com/legacy/wileychi/genmed/
clinical/

Zugriff: Mai 2011, Stand der Daten: Marz 2011.
offentlich

In Darstellung a) wird von der Gesamtheit aller Studien seit Bestehen der KSG (Kommission
Somatische Gentherapie) in den Jahren 2002 (N = 30), 2005 (N = 39) und 2008 (N = 47) aus-
gegangen. Die klinischen Studien umfassen die medizinische Behandlung mit Gentransfer-
Arzneimitteln mit den Zielen Prophylaxe, Therapie und Diagnostik. Die fiir 2002, 2005 und 2008
aufgefiihrten Daten aus dem DeReG umfassen alle Studien, die seit Bestehen der KSG ein posi-
tives Votum erhielten. Die bedeutet nicht notwendigerweise, dass die Studien auch tatsachlich
initiiert wurden.

Als Grundlage fir b) dienen die Zahlen der Wiley-Datenbank. In dieser Datenbank sind die ge-
nehmigten, laufenden und abgeschlossenen Gentransferstudien verzeichnet (N = 1347 im Marz
2008; N = 1537 im Mérz 2009; N = 1644 im Juni 2010; N = 1703 im Méarz 2011).

a) national b) international (Die Klassifizierung der Indikationen ist jeweils aus den Datenbanken
ibernommen und wurde nicht vereinheitlicht.)

DeReG: 2002 (Diagramm), 2005 (Diagramm) und 2008 (Register); Wiley jeweils Mdrz 2008,
Marz 2009, Juni 2010 und Marz 2011.

Der Indikator gibt einen Uberblick iiber die Indikationen, die im Rahmen von Gentransferstudien
mithilfe von gentherapeutischen MaBnahmen erforscht werden.

Die Verteilung der Indikationen Iasst bis zu einem gewissen Grad zum einen Riickschliisse auf die
gesamtgesellschaftliche Relevanz und zum anderen auf die Attraktivitat im Bereich der
Forschung und Entwicklung von Seiten der Industrie zu. In Anbetracht der zum Teil bestehenden
Risiken und der Komplexitdt der Methoden spielen auch andere Faktoren eine Rolle. So lésst sich
die Anwendung eines potenziell riskanten gentherapeutischen Verfahrens vor dem Hintergrund
lebensbedrohlicher Krankheiten eher rechtfertigen, als im Kontext beherrschbarer Krankheiten.
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Abbildung 16: Indikationen fiir gentherapeutische Studien (national)
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Abbildung 17: Indikationen fiir gentherapeutische Studien (international)
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Laufende Nummer
Problemfeld

Name des Indikators

Datenquelle

Verfiigbarkeit der Daten

Abgrenzung der
BerechnungsgréBen

Gliederung der Darstellung

Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

09

Forschungsstandort Deutschland + Realisierung wissenschaftlicher Zielsetzungen

Genutzte Vektoren in klinischen Studien zur Gentherapie

Deutsches Register fiir somatische Gentransferstudien (DeReG). Unter: www.dereg.de
Zugriff: Januar 2009, Stand der Daten: Dezember 2008 (Register).

Wiley, Gene Therapy Clinical Trials Worldwide. Unter: www.wiley.co.uk/genetherapy/clinical/
Zugriff: Mai 2011, Stand: Mdrz 2011.

offentlich und eigene Recherche

In Darstellung a) wird von der Gesamtheit aller im DeReG verzeichneten Studien seit Bestehen
der KSG (Kommission Somatische Gentherapie) im Jahr 2008 (N = 47) ausgegangen. Die klini-
schen Studien umfassen die medizinische Behandlung mit Gentransfer-Arzneimitteln mit den
Zielen Prophylaxe, Therapie und Diagnostik. Die Daten umfassen alle Studien, die seit Bestehen
der KSG ein positves Votum erhielten. Diese Angaben bedeuten nicht notwendigerweise, dass
die Studien auch tatséchlich initiiert wurden.

Als Grundlage fir b) dienen die Zahlen der Wiley-Datenbank. In dieser Datenbank sind die ge-
nehmigten, laufenden und abgeschlossenen Gentransferstudien verzeichnet (N = 1347 im Marz
2008; N = 1537 im Mdrz 2009; N = 1644 im Juni 2010; N = 1703 im Méarz 2011).

a) national b) international
DeReG: Dezember 2008 (Register),
Wiley: jeweils Mérz 2008, Marz 2009, Juni 2010 und Marz 2011.

Der Indikator gibt einen Uberblick iiber die genutzten Vektoren in Gentransferstudien auf natio-
naler wie auch internationaler Ebene. Vektoren gelten als Schliisselement der Gentherapie. Der
Schwerpunkt liegt derzeit auf dem Einsatz von verschiedenen viralen Vektoren. Aufgrund des
hohen Risikos insertionsbedingter schwerwiegender Nebenwirkungen von herkémmlichen re-
troviralen Vektoren werden nach Maglichkeit vermehrt andere virale Alternativen entwickelt
bzw. nicht-virale Transfermethoden eingesetzt.
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Abbildung 18: Genutzte Vektoren in klinischen Studien zur Gentherapie (national)
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Quelle: DeReG-Datenbank.

Abbildung 19: Genutzte Vektoren in klinischen Studien zur Gentherapie (international)
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Laufende Nummer
Problemfelder

Name des Indikators

Datenquelle

Verfugbarkeit der Daten
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BerechnungsgroBen

Gliederung der Darstellung
Berechnungshaufigkeit

Aussagefahigkeit

10
Forschungsstandort Deutschland + Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte

Anzahl der Antrage auf klinische Priifungen im Gebiet der Gentherapie

in Deutschland

Paul-Ehrlich-Institut (PEI). Unter:
www.pei.de/cin_048/nn_161972/DE/infos/pu/02-klinische-pruefung/klin-pruef-statistik/klin-
pruef-statistik-node.html?__nnn=true& __nnn=true#doc158036bodyText4

Zugriff: August 2011, Stand der Daten: August 2011.
offentlich und eigene Recherche

Der Indikator bildet die aktuellen Bearbeitungsstatistiken des Paul-Ehrlich-Instituts zu klinischen
Prifungen fiir Gentransfer-Arzneimittel ab.

siehe Abbildung
jahrlich

Der Indikator gibt Auskunft dartber, in welchem MaBe der wissenschaftlich-technische Fort-
schritt auf dem Gebiet der Gentherapie im Allgemeinen zu einer Durchfiihrung von klinischen
Studien im Speziellen gefihrt hat und welchen Reifegrad mégliche medizinische Anwendungen
gegenwartig besitzen. Im Besonderen gibt der Indikator einen Hinweis darauf, in welchem MaBe
Gentransferarzneimittel in Deutschland vor der Zulassung stehen.

Fortsetzung von Abbildung 19
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Tabelle 4: Antrage auf klinische Priifungen auf dem Gebiet der Gentransferarzneimittel in Deutschland

(nach Phasen)

2005 2006 2007 2008 2009 2010 Gesamt

Phase Il

Phase IV
_-------

Jeweils aktualisierte Daten; Unterschiede zu friiheren Verdffentlichungen méglich. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 10.
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"

Forschungsstandort Deutschland + Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte +
Realisierung medizinischer Zielsetzungen

Anzahl der Patentanmeldungen im Bereich der Gentherapie in Deutschland

Datenbank des Deutschen Patent- und Markenamtes. Unter:
http://depatisnet.dpma.de/

Zugriff: Mai 2011, Stand der Daten: Mai 2011.
offentlich und eigene Recherche

Die Daten stammen aus der folgenden Kategorie nach IPC-Klassifikation (Internationale Patent-
klassifikation); http://depatisnet.dpma.de/ipc/ [Mai 2011]:

AGTK 48/00 — ,Medizinische Zubereitungen, die genetisches Material enthalten, das in Zellen
des lebenden Korpers eingefiihrt wird, um genetisch bedingte Krankheiten zu behandeln; Gen-
therapie.”

Die fur die Entwicklung der genannten Patente notwendigen Patente sind nicht aufgefihrt.

a) Patentanmeldungen: aus Deutschland/mit deutscher Beteiligung b) Patentanmeldungen nach
Institutionen: Unternehmen/éffentliche Einrichtungen und Privatpersonen/gemischt

jahrlich

Die Anzahl der Patente kann sowohl als Gradmesser fiir die wissenschaftliche Aktivitat sowie als
Friihindikator fur die wirtschaftliche Etablierung der Entwicklungen im Bereich der Gentherapie
dienen. Der Indikator liefert jedoch keine Informationen tiber die reale wissenschaftliche oder
wirtschaftliche Bedeutung eines Patentes oder den Grad seiner Anwendung. Ferner ist davon

auszugehen, dass nicht ausschlieBlich Patente in Deutschland, sondern auch beim Européischen
Patentamt angemeldet werden; generelle Entwicklungstrends sind indes vergleichbar.

Die Aufschllisselung nach Patentinhabern (Unternehmen, 6ffentlichen Forschungseinrichtungen,
Privatpersonen) ermdglicht dariiber hinaus, ein besonders Engagement der Privatwirtschaft bzw.
ein Ubergewicht 6ffentlich finanzierter Einrichtungen zu identifizieren. Das Verhaltnis ist ein
Hinweis auf den 6konomischen Reifegrad der technischen Entwicklung, da davon auszugehen
ist, dass privatwirtschaftliches Engagement dann zunimmt, wenn die okonomischen Gewinn-
aussichten positiv beurteilt werden.

Allgemein erlaubt ein Patent seinem Inhaber die ausschlieBliche kommerzielle Nutzung der
Erfindung fir einen bestimmten Zeitraum. Dies bedeutet, dass Wetthewerber vor Ablauf des
Patenschutzes keinen kommerziellen Gebrauch von der Erfindung machen diirfen, es sei denn,
der Patentinhaber erlaubt dies durch die Vergabe von Lizenzen. Nur Erfindungen, die neu sind,
die eine Losung fiir ein technisches Problem darstellen, auf einer erfinderischen Tatigkeit beru-
hen und die gewerblich angewendet werden konnen, sind patentfahig. Entdeckungen dagegen
kénnen nicht patentiert werden.
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292

Spatestens 18 Monate nach Patentanmeldung mussen Einzelheiten der Erfindung veroffentlicht
werden. Auf diese Weise wird sichergestellt, dass wissenschaftliche und technologische Kennt-
nisse der Offentlichkeit zugénglich gemacht werden und der verfiigbare Wissensstand erhéht
wird. Dariiber hinaus wird durch dieses Vorgehen ein freier und offener Austausch von Infor-
mationen gefordert.

Patente und Lizenzen schaffen Anreize fiir Forschungen und Investitionen. Durch die Mdglichkeit
der alleinigen Vermarktung der Innovation fiir einen festen Zeitraum, wachst die Bereitschaft der
Unternehmen, héhere finanzielle Risiken fir langwierige Forschungs- und Entwicklungsarbeit
einzugehen.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 20: Patentanmeldungen nach IPC-Klassifikation im Bereich der Gentherapie

beim Deutschen Patentamt
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Keine Angaben fiir die Jahre 2009 und 2010, da Offenlegung noch nicht oder nur teilweise erfolgte. » Quelle: siehe Indikatoren-
blatt 11.

Abbildung 21: Patentanmeldende Institutionen im Bereich der Gentherapie
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Keine Angaben fiir die Jahre 2009 und 2010, da Offenlegung noch nicht oder nur teilweise erfolgte; nur Anmeldungen aus
Deutschland. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 11.
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Forschungsstandort Deutschland + Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte
Anzahl der auf dem Gebiet der Gentherapie arbeitenden Firmen in Deutschland

Erhebungen im Auftrag des Bundesministeriums fiir Bildung und Forschung (BMBF),
Informationsplattform Biotechnologie.de, Unternehmensdatenbank. Unter: www.biotechnolo-
gie.de/bio/generator/Navigation/Deutsch/Unternehmen/unternehmensdatenbank.html

Biotechnologie-Firmenumfrage 2007 (fiir Stichtag 31.12.2006): Zugriff: April 2008, Stand der
Daten: Dezember 2006.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2008 (fir Stichtag 31.12.2007): Zugriff: Dezember 2008, Stand
der Daten: Dezember 2007.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2009 (fur Stichtag 31.12.2008): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2008.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2010 (fir Stichtag 31.12.2009): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2009.

offentlich und eigene Recherche

Die Daten wurden nach den Leitlinien der Organisation fir wirtschaftliche Zusammenarbeit und
Entwicklung (OECD) erhoben. Beriicksichtigt werden Firmen, die nach der OECD-Definiton im
Bereich der ,DNA- und/der RNA-Vektoren” (Gentherapie, Virale Vektoren, friiher ,Subzellulare
Organismen”) sind und deren Tatigkeitsbereich Gesundheit/Medizin (d. h. Entwicklung von Thera-
peutika und/oder Diagnostika fiir den human-medizinischen Bereich, Drug Delivery, Gewebe-
Ersatz) und nichtspezifische Anwendungen (d. h. auf biotechnologischen Prinzipien basierende
Gerdte und Reagenzien firr die Forschung sowie Dienstleistungen in diesem Bereich (,Zuliefer-
industrie”)) ist. Des Weiteren sind nur dedizierte Unternehmen aufgefiihrt, das heiBt Firmen
deren Unternehmensziel wesentlich oder ausschlieBlich in der Biotechnologie liegt. Zu erganzen ist,
dass die Produktion sowie Forschung und Entwicklung im Bereich der Gentherapie zumeist ledig-
lich nur kleine Tatigkeitshereiche umfasst beziehungsweise als eine ferne Option eingestuft wird.

a) Anwendungsbereiche (Medizin/nichtspezifisch) und Sektor (Produktion/F&E) b) nach Mit-
arbeiterzahlen

jahrlich
Der Indikator erlaubt Riickschlisse darauf, in welchem MaBe die wissenschaftlich-technische
Entwicklung auf dem Gebiet der Gentherapie sich in Aktivitdten im Bereich der Wirtschaft um-

gesetzt hat. Allerdings ist die bloBe Zahl der Firmen nicht direkt mit wirtschaftlicher Aktivitat
gleichzusetzen; hierfir waren konkrete Umsatzzahlen der Firmen erforderlich.

Zu berticksichtigen ist ferner, dass aufgrund einer steigenden Firmenzahl nicht automatisch auf
Produkte geschlossen werden kann, die fiir jedermann zuganglich sind und eine breite medizini-
sche Anwendung finden. Im friihen Stadium einer technischen Innovation flieBen die meisten
Produkte selbst wieder in die weitere Forschung und Entwicklung ein.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 22: Auf dem Gebiet der Gentherapie arbeitende Firmen (F&E, Produktion)

F&E Produktion
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Doppelzahlungen der Firmen, die sowohl in F&E als auch in der Produktion tétig sind. » Anzahl der Firmen: N = 42 fiir 2007;
N = 44 fiir 2008; N = 56 fiir 2009; N = 56 fir 2010. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 12.

Abbildung 23: Auf dem Gebiet der Gentherapie arbeitende Firmen (nach Anzahl der Mitarbeiter)
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Anzahl der Mitarbeiter: © >249 100-249 [ 50-99 M 10-49 M <10 M keine Angabe
Quelle: siehe Indikatorenblatt 12.
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Forschungsstandort Deutschland

Anzahl der kommerziell Beschaftigten im Bereich der Gentherapie in Deutschland

Erhebungen im Auftrag des Bundesministeriums fiir Bildung und Forschung (BMBF),
Informationsplattform biotechnologie.de, Unternehmensdatenbank. Unter: www.biotechnolo-
gie.de/bio/generator/Navigation/Deutsch/Unternehmen/unternehmensdatenbank.html

Biotechnologie-Firmenumfrage 2007 (fiir Stichtag 31.12.2006): Zugriff: April 2008, Stand der
Daten: Dezember 2006.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2008 (fiir Stichtag 31.12.2007): Zugriff: Dezember 2008, Stand
der Daten: Dezember 2007.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2009 (fur Stichtag 31.12.2008): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2008.

Biotechnologie-Firmenumfrage 2010 (fiir Stichtag 31.12.2009): Zugriff: Mai 2011, Stand der
Daten: Dezember 2009.

offentlich und eigene Recherche

Die Daten wurden nach den Leitlinien der Organisation fir wirtschaftliche Zusammenarbeit und
Entwicklung (OECD) erhoben. Beriicksichtigt werden Firmen, die nach der OECD-Definiton im
Bereich der der ,DNA- und/der RNA-Vektoren” (Gentherapie, Virale Vektoren, friiher ,Subzellu-
|are Organismen”) tatig sind und deren Tatigkeitsbereich Gesundheit/Medizin (d. h. Entwicklung
von Therapeutika und/oder Diagnostika fiir den human-medizinischen Bereich, Drug Delivery,
Gewebe-Ersatz) und nichtspezifische Anwendungen (d.h. auf biotechnologischen Prinzipien
basierende Gerdte und Reagenzien fiir die Forschung sowie Dienstleistungen in diesem Bereich
(, Zulieferindustrie”)) umfassen. Des Weiteren sind nur Mitarbeiterinnen und Mitarbeiter ein-
schlagiger Unternehmen aufgefiihrt, das heiBt Firmen deren Unternehmensziel wesentlich oder
ausschlieBlich in der Biotechnologie liegt.

siehe Abbildung

jahrlich

Der Indikator erlaubt Riickschlisse darauf, in welchem MaBe die wissenschaftlich-technische
Entwicklung auf dem Gebiet der Gentherapie sich in Aktivitdten im Bereich der Wirtschaft um-
gesetzt hat. Durch eine Kommerzialisierung der Forschungsergebnisse kdnnen okonomische
Gewinne erzielt und Arbeitsplatze gesichert bzw. geschaffen werden. Die Zahl der Arbeitsplatze
gilt als ein Schltsselindikator fiir die Bewertung einer technischen Innovation als Plattform- bzw.

Basistechnologie, wobei diese Aussage erst im Vergleich mit anderen medizinisch-technischen
Entwicklungen beurteilt werden kann.

Zu berlicksichtigen ist ferner, dass aufgrund steigender Mitarbeiterzahlen nicht automatisch auf
Produkte geschlossen werden kann, die fiir jedermann zuganglich sind und eine breite medizini-
sche Anwendung finden. Im friihen Stadium einer technischen Innovation flieBen die meisten
Produkte selbst wieder in die weitere Forschung und Entwicklung ein.



9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

Abbildung 24: Kommerziell Beschaftigte im Bereich der Gentherapie in Deutschland
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Anzahl der Firmen: N = 42 fiir 2007 (ein Unternehmen machte keine Angaben zur Mitarbeiterzahl); N = 44 fiir 2008 (zwei
Unternehmen machten keine Angaben zur Mitarbeiterzahl); N = 56 fiir 2009 (drei Unternehmen machten keine Angaben zur
Mitarbeiterzahl); N = 56 fiir 2010 (drei Unternehmen machten keine Angaben zur Mitarbeiterzahl). » Jeweils aktualisierte Daten;
Unterschiede zu friheren Veréffentlichungen moglich. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 13.
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Produktentwicklung/Transfer von Wissen in Produkte

Anzahl der kommerziellen und nichtkommerziellen Anbieter von Vektoren in der EU
Department of Health, UK: The vector directory. Unter:

www.dh.gov.uk/en/Publichealth/Scientificdevelopmentgeneticsandbioethics/Genetics/index.
htm?ldcService=GET_FILE&dID=152796&Rendition=Web

Zugriff: Mai 2011, Stand der Daten: Juli 2007.
offentlich

Berlicksichtigt werden Anbieter, die in der Lage sind, folgende Vektoren zu produzieren: Adeno-
viren, Lentiviren, Plasmide, Retroviren, Adeno-assoziierte Viren, Herpes simplex Viren, Vaccinia/
Pox Viren, Antisense-Oligonukleotide.

siehe Abbildung
einmalig

Ein Schlisselelement der Gentherapie sind Vektoren, insbesondere deren massenhafte, sichere,
effiziente und leichte Produktion. Die Anzahl der kommerziellen und nichtkommerziellen Anbie-
ter auf dem Gebiet der Vektorproduktion Iasst Riickschltsse auf das wirtschaftliche und wissen-
schaftliche Potenzial der Vektortechnologie und damit der Gentherapie zu. Da es sich um eine
einmalige Studie handelt, kdnnen die Daten nicht aktualisiert werden.

Abbildung 25: Kommerzielle und nichtkommerzielle Anbieter von Vektoren in der EU

N B O 0 O

kommerzieller Anbieter® nichtkommerzieller Anbieter

* davon zwei Anbieter aus Deutschland. » Quelle: siehe Indikatorenblatt 14.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren

9.3 Zusammenfassung

Die besondere Aufgabe des Gentechnologieberichts und seiner Themenbinde besteht darin, das
komplexe Feld der Gentechnologie in Deutschland in einer messbaren und reprisentativen
Form fiir den fachlich Interessierten aufzuschlieflen. Wihrend das gesamte Feld ,Gentherapie
in Deutschland“ mittels verschiedener Problemfelder beschrieben werden kann, kénnen einzel-
ne Problemfelder ihrerseits mit Hilfe so genannter Indikatoren konkret ausgeleuchtet werden.
Indikatoren werden dabei als empirisch direkt ermittelbare Groflen verstanden, die Auskunft
tiber etwas geben, das selbst nicht direkt ermittelbar ist. Da die zu beschreibenden Sachverhalte
sehr heterogen sind, gilt es stets, so genannte Systeme von Indikatoren zu ermitteln, die dann in
einen kohirenten Bezugsrahmen — hier jeweils Problemfelder — eingebunden werden (siche
Kapitel 2.2).

Nicht zwangsweise sind fiir alle theoretisch sinnvollen Indikatoren entsprechende Daten
auffind- beziehungsweise erhebbar. Fiir die Beschreibung von ,Gentherapie in Deutschland
erweisen sich insbesondere die thematisch zusammenhingenden Problemfelder Forschungs-
standort Deutschland und Produktentwicklung/ Transfer von Wissen in Produkte sowie Realisierung
wissenschaftlicher Zielsetzungen und Realisierung medizinischer Zielsetzungen als geeignet, um
anhand verfiigbaren Datenmaterials einen Einblick in die Entwicklung der Gentherapie in
Deutschland zu geben. Auflerdem lassen sich Daten finden, die Auskunft iiber die Akzeptanz/
Bewertung der Gentherapie in der Bevilkerung geben. Diese Teilbereiche werden mittels standar-
disierter Datenblitter prisentiert; ein Grof3teil der aufbereiteten Daten kann dabei als Fort-
schreibung der seit 2008 veroffentlichten Zahlen gesehen werden.

In der Zusammenschau der Daten ergibt sich fiir Deutschland (zum Teil im weltweiten
und/oder europiischen Vergleich) folgendes Bild: Die Akzeptanz und Bewertung der Gentherapie
in der Bevilkerung kann derzeit als moderat positiv gesehen werden. Der Grad der Unterstiit-
zung der Gentherapie ist in Deutschland dhnlich zu bewerten wie in Europa; dies gilt vor allem
hinsichtlich der Zustimmungsraten. Interessanterweise ist lediglich der Grad der Ablehnung in
Deutschland in dem Maf3e hoher, als in Europa die Zahl der Unentschlossenen hoher ist. In
Abhingigkeit vom Regulierungskontext ergibt sich im Jahresvergleich fiir die bundesdeutsche
Bevélkerung das Bild, dass zunchmend eine strenge Regulierung fiir die Zustimmung zu dieser

medizinischen Option relevant wird.
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Der Forschungsstandort Deutschland lisst sich folgender Maflen charakrerisieren:

»

Da

Die Zahl der Publikationen in Deutschland ist gestiegen; im europiischen Vergleich ist ihr
Anteil auf einem konstanten Niveau.

Sowohl die Anzahl der auf dem Gebiet der Gentherapie titigen Firmen als auch der wissen-
schaftlichen Einrichtungen und Forschergruppen hat in den letzten Jahren zugenommen.
Deutsche Forschergruppen spielen auch in von der EU geférderten Projekten zur Gentherapie
eine mafigebliche Rolle.

Die Anzahl der weltweit durchgefiihrten Gentransferstudien liegt derzeit bei cirka 1700; sie
geht allerdings im Jahresvergleich seit 2008 leicht zuriick.

In Bezug auf die Indikationen liegt der Schwerpunkt sowohl in deutschen wie internationa-
len Studien nachweislich auf dem Gebiet der Tumorerkrankungen. Wihrend sich cirka zwei
Drittel der Studien mit Neubildungen beschiftigen werden die Infektions-, monogen be-
dingte oder Herz-Kreislauf-Erkrankungen wesentlich weniger erforscht.

Bei dem Grofiteil der Studien handelt es sich um Phase-I-Studien; in Phase III beziehungs-
weise Phase IV sind sehr wenige bis keine Studien.

Als so genannte Genfihren werden vor allem Adenoviren eingesetzt, gefolgt von Retroviren
und nackter DNA.

Die Anzahl der Patentanmeldungen mit deutscher Beteiligung ist in den Jahren 2006 bis
2008 leiche riickldufig. Auf konstantem Niveau hingegen blieben die Antrige auf klinischen

Priifungen im Bereich der Gentransferarzneimittel.

einige Problemfelder eng miteinander verwoben sind, kénnen einzelne Indikatoren zur

Beschreibung mehrerer Problemfelder herangezogen werden. Die Realisierung wissenschaftlicher

sowie medizinischer Zielsetzungen lassen sich vielfach iiber bereits oben gemachte Aussagen be-

schreiben. Fiir die Produktentwicklung beziehungsweise den Transfer von Wissen in Produkte

sind neben den Entwicklungen auf dem Gebiet der Vektorherstellung — unter den europiischen

kommerziellen und nichtkommerziellen Anbietern sind (nur) zwei deutsche, kommerzielle

Firmen zu finden — die Angaben zu klinischen Studien relevant. Des Weiteren charakterisieren

Daten zu den Antrigen auf klinische Priifungen von Gentransferarzneimitteln, auf dem Gebiet

titige Firmen sowie Patentanmeldungen (siche Forschungsstandort Deutschland) dieses Problem-

feld.
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9. Daten zu ausgewahlten Indikatoren
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