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In Kurze

Hintergrund

Die Duchenne-Muskeldystrophie (DMD) ist eine seltene, genetisch bedingte, X-chromosomal
vererbte neuromuskuldre Erkrankung, die durch pathogene Varianten im DMD-Gen verursacht
wird und zu fortschreitender Muskelschwache fiihrt. Weltweit betrifft DMD etwa 1 von 5000
lebenden minnlichen Geburten; in Osterreich wird die Patientenzahl auf 200-230 geschatzt
(Hiebeler u. a., 2023; Lorenz & Ondhia, 2022). Erste Symptome treten typischerweise im friithen
Kindesalter auf. Die klinische Belastung ist erheblich, einschliesslich verzégerter motorischer
Entwicklung, Verlust der Gehfdhigkeit im frithen Kindesalter sowie Beeintrachtigung der Herz-
und Atemfunktion. Die Lebenserwartung ist begrenzt (Median 35 Jahre), hauptsachlich auf-
grund kardialer und respiratorischer Komplikationen, was die gesundheitsbezogene Lebens-
qualitit von Patienten und Betreuungspersonen stark beeintrachtigt (Broomfield u. a., 2024;
Schreiber-Katz u. a., 2014). Aktuelle pharmakologische und nicht-pharmakologische Behand-
lungen sind symptomatisch und setzen nicht an der Krankheitsursache an.

Zielsetzung

Ziel dieser Studie war es, erstmalig fiir Osterreich die gesellschaftlichen Kosten der DMD aus
volkswirtschaftlicher Perspektive zu quantifizieren. Dies umfasst die Analyse direkter medizi-
nischer (z. B. ambulanter und stationdrer Behandlungen, Medikamente, Hilfsmittel) und nicht-
medizinischer Kosten (z. B. Anpassungen an Wohnraum und Fahrzeugen, Transportkosten, per-
sonliche Assistenz), indirekter Kosten (Produktivitatsverluste bei Patienten und Angehorigen,
informelle Pflege) sowie intangibler Kosten (Lebensqualitdtseinbussen wie Stress, psychische
Belastung oder Leid). Neben den gesamtgesellschaftlichen Kosten fiir das Jahr 2023 wurden die
Kosten fiir den durchschnittlichen Krankheitsverlauf eines Patienten aufgezeigt.

Methodik

Die gesellschaftlichen Kosten fiir das Jahr 2023 wurden mittels eines Bottom-up-Ansatzes ge-
schatzt, basierend auf 6sterreichischen Preis- und Mengenangaben sowie internationaler Lite-
ratur und Expertenmeinungen. Indirekte Kosten wurden mittels des Humankapitalansatzes be-
wertet. Die Kosten eines durchschnittlichen Krankheitsverlaufs wurden unter Verwendung der
durchschnittlichen Verweildauer in den verschiedenen Krankheitsstadien ermittelt.

Ergebnisse

Die gesamtgesellschaftlichen Kosten der DMD in Osterreich beliefen sich 2023 auf rund 30 Mio.
EUR, was durchschnittlich 131.000 EUR pro Patienten entspricht. Indirekte Kosten machten mit
78% den grossten Anteil aus, wobei die informelle Pflege und Erwerbsausfalle der Angehoérigen
45% der Gesamtkosten verursachten.

Direkte medizinische Kosten trugen lediglich 9% bei. Die h6chsten jahrlichen Pro-Kopf-Kosten
von geschdtzt 152.000 EUR traten im spaten nicht-gehfdhigen Stadium auf. Ein vorzeitiger Tod
verursachte einmalige Kosten von 888.000 EUR durch entgangene Arbeitsjahre. Uber den ge-
samten Krankheitsverlauf kumulierten sich die Kosten auf geschatzte 4,7 Millionen EUR pro Pa-
tienten, begleitet von einem Verlust von rund 60 qualitdtsbereinigten Lebensjahren (QALYs).
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Fazit und Ausblick

DMD stellt eine erhebliche sozio6konomische Last dar, die die direkten medizinischen Ausgaben
bei weitem tibersteigt. Neben der sehr hohen Belastung fiir die Patienten, stellt DMD auch eine
erhebliche Last fiir die pflegenden Angehorigen dar. Innovative Therapien haben das Potenzial,
die Lebenserwartung und Lebensqualitat der Patienten und der Angehorigen signifikant zu ver-
bessern. Eine Bewertung solcher Therapien sollte eine umfassende Perspektive einnehmen, die
auch die gewonnenen Lebensjahre und die Entlastung der Familien als intangible Effekte be-
riicksichtigt.
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Einleitung

Duchenne-Muskeldystrophie (DMD) ist eine X-chromosomal vererbte Krankheit. Sie betrifft
entsprechend fast ausschliesslich Knaben und ist die haufigste Form von genetisch bedingten
degenerativen Muskelerkrankungen. Der Krankheitsbeginn tritt haufig bereits im frithen Kin-
desalter ein. Der Abbau der Muskulatur fithrt frither oder spater zur vollstindigen Lahmung der
Extremitdten und somit zum Verlust der Gehfahigkeit. Aufgrund der Beeintrachtigung der glat-
ten Muskulatur sind in spateren Phasen der Erkrankung die Atmung sowie das Herz betroffen.
Derzeit gibt es in Osterreich keine zugelassene Therapie, die an der genetischen Ursache der
Krankheit ansetzt. DMD betrifft etwa 1 von 5.000 lebenden médnnlichen Geburten weltweit (Cri-
safulli u. a., 2020). In Osterreich wird die Zahl der DMD Patienten auf 200-230 geschitzt (Hie-
beler u. a., 2023; Lorenz & Ondhia, 2022).

Das Fortschreiten von DMD wird iiblicherweise in vier Krankheitsstadien eingeteilt. Grund-
sdtzlich wird unterschieden zwischen dem Stadium, in welchem der Patient noch selbstandig
gehen kann (ambulatory) und dem Stadium, in welchem er die Gehfihigkeit verloren hat (non-
ambulatory). Diese beiden Stadien werden weiter in eine frithe (early) und spate (late) Phase
unterteilt.

Das Ziel der vorliegenden Analyse ist, die gesellschaftlichen Kosten von DMD in Osterreich
unterschieden nach diesen Stadien abzuschatzen. Die gesellschaftlichen Kosten setzen sich zu-
sammen aus direkten, indirekten und intangiblen Kosten. Die Kosten ermitteln wir sowohl pro
Patienten und Jahr als auch fiir die Gesamtbevolkerung, d. h. die Gesellschaft als Ganzes im Jahr
2023 (vgl. Kapitel 2). Weiter berechnen wir die Gesamtkosten eines einzelnen Patienten mit
durchschnittlichem Krankheitsverlauf (vgl. Kapitel 3). Wir schliessen mit einem Fazit in Kapi-
tel 4.
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Gesellschaftliche Kosten von DMD in Osterreich

In diesem Abschnitt ermitteln wir die gesellschaftlichen Kosten von DMD in Osterreich. Die Kos-
ten werden aus Sicht der Gesamtbevolkerung Osterreichs erfasst, d. h. der Gesellschaft als Gan-
zes. Die gesellschaftlichen Kosten setzen sich zusammen aus direkten, indirekten und intangib-
len Kosten: Neben den medizinischen Kosten, die von den Krankenversicherungen und Privat-
personen getragen werden, fallen aus gesellschaftlicher Sicht Produktivitdtsverluste bei Patien-
ten und Angehdrigen an, die durch die Krankheit in ihrer Erwerbstatigkeit beeintrachtigt sind.
Zudem ist die Lebensqualitdt der Patienten und des Umfelds massgeblich reduziert.

Die direkten Kosten sind die Summe aus medizinischen und nicht-medizinischen Kosten,
die bei der Behandlung der Krankheit anfallen. Ihnen stehen Leistungen gegentiber, die zu ihrem
Marktpreis bewertet sind. Sie werden also in Geldeinheiten gemessen und mit Geld bezahlt. Die
medizinischen Kosten entsprechen den Gesundheitsausgaben. Sie werden von Sozial- und Kran-
kenversicherungen, von den Patienten selbst und von der 6ffentlichen Hand getragen. Die nicht-
medizinischen direkten Kosten fallen ausserhalb des Gesundheitswesens an. Es handelt sich
ebenfalls um zu bezahlende Leistungen (z. B. Transportkosten, Assistenz, soziale Dienstleistun-
gen), die direkt in Zusammenhang mit der Behandlung einer Krankheit stehen.

Indirekte Kosten fallen nicht in Geldeinheiten an, sondern als Ressourcen, die der Volkswirt-
schaft krankheitsbedingt - meist in Form von Zeit - verloren gehen. Indirekte Kosten durch
Krankheiten kénnen entweder beim Patienten selbst anfallen, aber auch bei Angehdérigen oder
sonst im Umfeld des Patienten auftreten. Es handelt sich vor allem um Produktivitdtsverluste
durch Prasentismus, Absentismus, informelle Pflege oder vorzeitigen Tod. Getragen werden
diese Kosten einerseits von betroffenen Personen und Arbeitgebern, andererseits stellen sie ei-
nen Ressourcenverlust flir die Gesellschaft dar. Auch wenn indirekte Kosten nicht in Geldeinhei-
ten anfallen, lassen sie sich dennoch in Euro bewerten. Dazu wird die als Krankheitsfolge verlo-
rene Zeit oder verminderte Produktivitdt zu Marktpreisen (z. B. einem Lohnsatz) bewertet.

Intangible Kosten sind krankheitsbedingte Nutzeneinbussen, die aber selbst keinen Res-
sourcenverbrauch aufweisen, d. h. sie sind nicht (direkt) mit Marktpreisen zu bewerten. Dazu
zdhlen vor allem Schmerz und Leid, aber auch psychische Belastungen (z. B. Stress) oder die
Einschrankung von individueller Freiheit etwa durch korperliche Beeintrachtigung. Intangible
Kosten werden vom Patienten selbst sowie von Angehorigen respektive dem sozialen Umfeld
des Patienten getragen.

Um die spezifischen Kostenkomponenten der drei Kostenarten bei DMD zu bestimmen, haben
wir in einem ersten Schritt internationale Krankheitskostenstudien systematisch nach den be-
ricksichtigten Kostenkomponenten durchsucht und diese danach konsolidiert sowie an die Si-
tuation in Osterreich angepasst (Bill u. a.,, 2022; Cavazza u. a., 2016; Landfeldt u. a., 2014; Schrei-
ber-Katz u. a,, 2014; Teoh u. a,, 2016). Abbildung 1 zeigt die Kostenkomponenten, die wir bei der
Berechnung berticksichtigen.
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Abbildung 1  Kostenkomponenten der DMD aus gesellschaftlicher Sicht
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Die Abbildung veranschaulicht die Struktur der gesellschaftlichen Kosten. Diese gliedern sich in direkte,
indirekte und intangible Kosten. Die direkten Kosten lassen sich in medizinische und nicht-medizinische
Kosten unterteilen, die jeweils aus verschiedenen Kostenkomponenten bestehen (gelbe Kdstchen). Indi-
rekte Kosten resultieren aus Produktivitdtsverlusten infolge von Morbiditdt und Mortalitdt und kénnen
sowohl bei den betroffenen Patienten als auch bei deren Angehdrigen entstehen. Letzteres gilt auch fiir
die intangiblen Kosten.

Quelle: Eigene Darstellung Polynomics.

In Bezug auf DMD konnen die medizinischen Kosten in die Kostenkomponenten ambulante
Behandlungen, stationare Behandlungen, Medikamente und medizinische Hilfsmittel unterteilt
werden. Weil der Muskelschwund viele Kérperteile der Patienten gleichzeitig beeintrachtigt, be-
darf es hier eines interdisziplindren Behandlungskonzeptes, das von neuromuskuldren Spezia-
listen koordiniert und iberwacht wird. Neben der Versorgung in Spezialzentren werden auch
Versorgungsleistungen von Kardiologen, Pulmologen, Physiotherapeuten, oder auch Ergothera-
peuten sowie Logopadden, Psychologen und Allgemeinmedizinern notwendig. Stationédre Aufent-
halte fallen insbesondere in spezialisierten Fachzentren in Krankenhausern an.

Bei DMD entstehen neben den medizinischen Kosten auch Kosten ausserhalb des Gesund-
heitswesens. Ausgelost durch die eingeschrankte Gehfahigkeit benétigen DMD-Patienten zwin-
gend Anpassungen an langlebigen Gebrauchsgiitern wie Wohnungen oder Fahrzeugen. Zusatz-
lich steigen die Transportkosten, und die Patienten sind im Alltag auf Hilfe oder soziale Dienst-
leistungen angewiesen.

DMD-Erkrankte leiden bereits im frithen Kindesalter an der Krankheit und benétigen im Verlauf
intensive Pflege, die oftmals durch pflegende Angehérige wahrgenommen wird. Entsprechend
entstehen indirekte Kosten durch informelle Pflege. In den meisten Fallen sind sowohl die Pa-
tienten als - im weiteren Krankheitsverlauf - auch pflegende Angehorige nicht oder nur einge-
schrankt erwerbstatig und weisen entsprechend Produktivitatsverluste durch Absentismus auf.
Weiter fiihrt der vorzeitige Tod zu indirekten Kosten.
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Die korperliche Beeintrachtigung fiihrt sowohl bei Patienten als auch bei Angehorigen zu einer
psychischen Belastung, Schmerz und Leid und entsprechenden intangiblen Kosten.

Zur Herleitung der gesellschaftlichen Kosten von DMD in Osterreich stiitzen wir uns wo immer
moglich auf dsterreichische Datenquellen ab. Da bisher keine Studie zu den gesellschaftlichen
Kosten von DMD in Osterreich durchgefiihrt wurde, berechnen wir die Kosten weitgehend bot-
tom-up (Kostenkomponenten in Abbildung 1). Die Kosten berechnen wir anhand von Preisin-
formationen und Mengenangaben aus Osterreich. Wo keine Daten spezifisch fiir Osterreich vor-
handen sind, stiitzen wir uns auf Schatzungen fiir Osterreich aus der internationalen Literatur
oder Expertenmeinungen. Falls auch keine Schatzungen zu finden sind, iibertragen wir auslén-
dische Kosten(-Schitzungen) auf Osterreich und nehmen bei Bedarf Preis- und/oder Mengen-
anpassungen vor.

Wir berechnen einerseits die durchschnittlichen Kosten pro Patient pro Krankheitsstadium (vgl.
Abschnitt 2.1), andererseits die gesamtgesellschaftlichen Kosten (vgl. Abschnitt 2.3), wozu wir
auch die Privalenz von DMD fiir Osterreich schitzen (vgl. Abschnitt 2.2).

Gesellschaftliche Kosten pro Patienten

Tabelle 1 zeigt die geschatzten durchschnittlichen jahrlichen Kosten pro DMD-Patienten fiir das
Jahr 2023. Wir schliisseln die Kosten nach den vier gangigen und oben aufgefiihrten Krankheits-
stadien early und late ambulatory sowie early und late non-ambulatory auf (vgl. Bill u. a., 2022;
Bushby u. a., 2010; Flores u. a., 2020; Landfeldt u. a., 2016, 2014 u. v. m.). Weiters weisen wir die
Kosten des vorzeitigen Todes in einem eigenen Stadium aus.

Im Early- und Late-ambulatory-Stadium werden die Kosten iberwiegend durch indirekte
Kosten in Form von informeller Pflege sowie eingeschrankter Erwerbstatigkeit der pflegenden
Angehorigen getrieben. Ein Grofdteil der direkten Kosten fallt fiir nichtarztliche therapeutische
Leistungen, sprich Physio- und Ergotherapie sowie Logopéadie an. Die Gesamtkosten schitzen
wir in diesen zwei Stadien auf durchschnittlich rund 44.000 respektive 46.000 EUR pro Jahr (vgl.
Tabelle 1).

Im Early-non-ambulatory-Stadium gibt es einen generellen Anstieg simtlicher Kostenkompo-
nenten und verglichen zu den bisherigen Ausgaben fallen betrachtlich hohere Kosten fiir infor-
melle Pflege an. Der Verlust der Gehfahigkeit verdoppelt auch die direkten Kosten, was sowohl
durch die Kosten eines nun benétigten Elektro-Rollstuhls als auch durch hohere nicht-medizi-
nischen Kosten, wie z. B. Anpassungen an der Wohnung und an Fahrzeugen, getrieben wird. Die
durchschnittlichen Kosten pro Jahr schitzen wir in diesem Stadium auf rund 110.000 EUR.

Die Kosten steigen im Late-non-ambulatory-Stadium nochmals deutlich an. Wesentliche Trei-
ber sind wiederum héhere nicht-medizinische Kosten, Ausgaben fiir medizinische Hilfsmittel
(insbesondere kiinstliche Beatmung) und Pflegeleistungen zu Hause. Gleichzeitig steigen auch
die indirekten Kosten erheblich, da die Patienten nun im erwerbsfahigen Alter sind und somit
Arbeitsausfille bestehen. Die Gesamtkosten schatzen wir in diesem Stadium auf durchschnitt-
lich rund 152.000 EUR pro Jahr.

Die einmaligen Kosten eines vorzeitigen Todes bewerten wir mit 888.000 EUR pro Patienten,
verursacht durch diskontierte Produktivitiatsverluste von durchschnittlich 30 Arbeitsjahren. Al-
ternative Diskontraten von 0% bzw. 5% anstelle der verwendeten 3 % wiirden die indirekten
Kosten aufgrund vorzeitigen Todes auf rund 1,33 Mio. EUR erhéhen bzw. auf 710.000 EUR sen-
ken.
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Tabelle 1 Geschatzte durchschnittliche Kosten pro Patienten in € fiir 2023, nach Krank-
heitsstadien
Ambulatory Non-Ambulatory Tod
Early Late Early Late
Ambulante Behandlungen (Neurologe, Pul-
mologe, Kardiologe, Orthopéade, Allgemein- 1.000 1.000 1.000 1.000
mediziner)
Stationare Behandlungen 1.000 3.000 3.000 4.000
Nichtarztliche therapeutische Leistungen
(Physio- und Ergotherapeut, Logopade, Psy- 3.000 4.000 4.000 4.000
chologe etc.)
Arzneimittel (symptom. Behandlung) 100 200 200 <100
Medizinische Hilfsmittel 0 1.000 3.000 7.000
Pflegeleistungen Zu Hause 0 0 <100 2.000
Total direkte medizinische Kosten 5.000 8.000 12.000 18.000

Total direkte nicht-medizinische Kosten
(z. B. Transportkosten, Anpassungen an lang- 6.000 4.000 15.000 27.000
lebigen Gutern, personliche Assistenz etc.)

Total direkte Krankheitskosten 10.000 12.000 27.000 45.000
ﬁ:if?:}fx;’; ﬁsrp/;r;iz;‘brige” 34.000 34.000 74.000 74.000
Absentismus der Patienten 0 0 9.000 33.000
Vorzeitiger Tod der Patienten 888.000
Total indirekte Krankheitskosten 34.000 34.000 83.000 107.000 888.000
Total direkte und indirekte Krankheitskosten 44.000 46.000 110.000 152.000 888.000

Die Tabelle zeigt die geschditzten durchschnittlichen Kosten eines DMD-Patienten in Osterreich fiir 2023
differenziert nach Krankheitsstadium und Kostenart (direkte und indirekte Kosten). Die Werte sind auf
den ndchsten Tausender gerundet. Die Kosten pro Patienten steigen mit dem Fortschreiten der Krank-
heit stark an. Insbesondere beim Ubergang vom Ambulatory- ins Non-ambulatory-Stadium ist ein star-
ker Kostenanstieg zu verzeichnen. Im letzten Krankheitsstadium, in welchem die Patienten stark pfle-
gebediirftig sind, liegen die Kosten bei 152.000 EUR pro Jahr. Die durchschnittlichen Kosten des Stadi-
ums «Vorzeitiger Tod» scheinen mit rund 888.000 EUR sehr hoch. Diese umfassen Produktivitdtsverluste
von durchschnittlich 30 Arbeitsjahren, die auf den Todeszeitpunkt diskontiert wurden (bei einer Dis-
kontrate von 3 %) und somit pro Patienten einmalig anfallen. Abweichungen in den Summen entstehen
aufgrund von Rundungsdifferenzen.

Quelle: Eigene Berechnungen Polynomics.

Abbildung 2 veranschaulicht den starken Kostenanstieg iiber die Krankheitsstadien, der mit
dem degenerativen Krankheitsverlauf einhergeht. Wahrend die Kosten in den Ambulatory-Sta-
dien langsam wachsen, verzeichnen wir einen starken Anstieg in den Non-ambulatory-Stadien.
Im letzten Krankheitsstadium liegen die Kosten bei 152.000 EUR pro Jahr. Die Kosten des vor-
zeitigen Todes sind nicht in der Grafik dargestellt.
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Abbildung 2 Jahrliche Kosten pro Patienten in € fiir 2023, nach Krankheitsstadien
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Die Abbildung zeigt die durchschnittlichen jédhrlichen Kosten pro Krankheitsstadium, aufgeschliisselt
nach direkten und indirekten Kosten. Der starke Anstieg iiber die Krankheitsstadien spiegelt den dege-
nerativen Verlauf der Krankheit wider. Die Kosten des vorzeitigen Todes sind nicht dargestellt.

Quelle: Eigene Berechnungen Polynomics.

Ahnlich sieht das Bild bei den intangiblen Kosten aus. Tabelle 2 zeigt die jahrlich verlorenen
qualititsbereinigten Lebensjahre (Quality-Adjusted life years, QALY)?! pro Krankheitsstadium
gem. Landfeldt u. a. (2016, 2014). Die verlorenen QALYs der Hauptbetreuungsperson steigen im
Krankheitsverlauf bis 0,07 QALYs an. Beim Patienten steigen die verlorenen QALYs ab dem Non-
ambulatory-Stadium sprunghaft an. Wie bei den direkten und indirekten Kosten weisen wir die
aufgrund des vorzeitigen Todes verlorenen QALYs diskontiert dem Todeszeitpunkt zu. Insge-
samt fallen rund 23 QALY pro Patienten/Todesfall an. Alternative Diskontraten von 0% bzw.
5% anstelle der verwendeten 3% wiirden die anfallenden QALYs aufgrund vorzeitigen Todes
auf rund 40 erhohen bzw. auf 17 senken.

Allfillige Einbuf3en in der Lebensqualitit bei Angehorigen nach dem DMD-bedingten Tod
des Patienten wurden in der verwendeten Studie nicht beriicksichtigt. Es ist jedoch plausibel,
dass solche anfallen, sodass die geschiatzten Werte tendenziell unterschatzt sind.

1 QALY ist ein Nutzenmaf, das sowohl die Lebensdauer als auch die Lebensqualitat berticksichtigt. Der Wert
«1» entspricht einem Lebensjahr in perfekter Gesundheit, der Wert «0» dem Tod.
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Tabelle 2 Durchschnittlich verlorene QALYs pro Patienten pro Jahr fiir 2023, nach
Krankheitsstadium
Ambulatory Non-ambulatory .
Vorzeitiger

Early Late Early Late Tod
Verlorene QALYs Patient 0,13 0,20 0,67 0,79 23
Verlorene QALYs Pflegeperson 0,01 0,03 0,07 0,06 0
Total verlorene QALYs aufgrund DMD 0,14 0,23 0,74 0,85 23

Die Tabelle zeigt die durchschnittlich verlorenen QALYs pro Krankheitsstadium im Jahr 2023 des Pati-
enten sowie der Hauptbetreuungsperson. Die Lebensqualitdt nimmt beim Ubergang vom Ambulatory-
zum Non-ambulatory-Stadium sprunghaft ab. Die NutzeneinbufSen der Patienten verdreifachen sich.
Der vorzeitige Tod im Medianalter von 34,8 Jahren zieht einen Nutzenverlust von 23 QALYs nach sich.
Diese entsprechen den diskontierten jdhrlichen NutzeneinbufSen bis zur Medianlebenserwartung von
Médnnern in Osterreich (79,3 Jahre).

Quelle: Eigene Berechnung, basierend auf Grochtdreis u. a. (2019); Landfeldt u. a. (2016, 2014).

Pravalenz

Die Pravalenz fiir das Jahr 2023 schatzen wir mit Hilfe eines Epidemiologiemodells, welches von
Roche entwickelt wurde (vgl. Lorenz u. a., 2023). Roche verfiigt iiber ein internes Modell, das
basierend auf den Werten aus Lorenz u. a. (2023) die Privalenz fiir Osterreich berechnet. Die
geschitzte Pravalenz von diagnostizierten DMD-Erkrankten in Osterreich betrug 2023 gemiss
diesem Modell 230 Patienten. Abbildung 3 zeigt die Verteilung der Patienten auf die Krankheits-
stadien. Dazu wiesen wir die im Epidemiologiemodell enthaltenen Altersklassen unseren Krank-
heitsstadien zu, unter Beriicksichtigung der geschatzten Altersgrenzen pro Krankheitsstadium
(vgl. Broomfield u. a., 2024)

Abbildung 3 Anzahl Patienten in Osterreich pro Krankheitsstadium, 2023
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Quelle: Eigene Berechnungen Polynomics basierend auf Lorenz u. a. (2023).
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Gesamtgesellschaftliche Kosten

Die gesamtgesellschaftlichen Kosten von DMD in Osterreich umfassen neben den direkten und
indirekten Kostenkomponenten auch die intangiblen Kosten, deren Hohe wir im vorigen Ab-
schnitt hergeleitet, aber nicht in Geldeinheiten umgerechnet haben. Deshalb fehlen die intangib-
len Kosten in der Herleitung der gesamtgesellschaftlichen Kosten in diesem Abschnitt.

Insgesamt schitzen wir die jahrlichen direkten und indirekten Kosten im Jahr 2023 auf rund 30
Mio. EUR. Die indirekten Kosten sind demnach fiir 78 % dieser Kosten verantwortlich. Der weit-
aus grofdte Kostenblock entfdllt mit 45 % auf indirekte Kosten von Angehorigen aufgrund Ab-
sentismus und informeller Pflege. Eine grofde Last stellt auch der vorzeitige Tod der Patienten
dar (22 %). Weitere Kostenpunkte sind die nicht-medizinischen direkten Kosten sowie die indi-
rekten Kosten der Patienten, die je rund 12 % zu den Gesamtkosten beitragen. Den geringsten
Anteil verursachen die direkten medizinischen Kosten mit 9 % (vgl. Abbildung 4).

Abbildung 4  Gesellschaftliche Gesamtkosten 2023 aufgrund DMD-erkrankter Personen in
Mio. EUR (ohne intangible Kosten)
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Indirekte Kosten: Patienten
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Indirekte Kosten: Vorzeitiger Tod

Gemdfs unseren Berechnungen fielen 2023 durch DMD-erkrankte Personen rund 30 Mio. EUR direkte
und indirekte Kosten in Osterreich an, was rund 131.000 EUR pro DMD-Patienten entspricht. Die direk-
ten Kosten machen rund ein Viertel und die indirekten rund drei Viertel der Gesamtkosten aus. Die intan-
giblen Kosten sind nicht in Euro gemessen und deshalb nicht dargestellt.

Quelle: Eigene Berechnung Polynomics.

Von den direkten medizinischen Kosten (9% der in Abbildung 4 ausgewiesenen 30 Mio. EUR)
verursachen medizinische Hilfsmittel und nichtarztliche therapeutische Leistungen, wie z. B.
Physiotherapie je knapp einen Drittel der Kosten (vgl. Abbildung 5). Stationdre Behandlungen
sind fiir rund ein Fiinftel der Kosten verantwortlich. Ambulante (drztliche) Behandlungen mit
einem Anteil von 9% und Pflegeleistungen zu Hause mit 7 % sind weniger bedeutend. Arznei-
mittelkosten sind mit einem Anteil von 1% vernachladssigbar.
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Abbildung 5  Aufteilung der direkten medizinischen Kosten DMD-Erkrankter im Jahr 2023
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Wir schdtzen, dass 2023 rund 2,8 Mio. EUR direkte medizinische Kosten anfielen, was nur 9% der in
Abbildung 4 aufgefiihrten Summe der direkten und indirekten Kosten von DMD in Osterreich entspricht.
Hauptkostentreiber waren Ausgaben fiir medizinische Hilfsmittel und nichtdrztliche therapeutische
Leistungen wie z. B. Physiotherapie. Stationdre Behandlungen sind mit 21 % Kostenanteil ebenfalls be-
deutend. Weniger bedeutend sind ambulante drztliche Behandlungen und Pflegeleistungen zu Hause.
Die Kosten fiir Arzneimittel sind vernachldssigbar.

Quelle: Eigene Berechnung Polynomics.

Betrachtet man den Beitrag der einzelnen Krankheitsstadien zu den Gesamtkosten, wird die Re-
levanz der Stadien ersichtlich. Die Kosten des vierten Stadiums dominieren die Gesamtkosten
(vgl. Abbildung 6). Einerseits sind die jahrlichen Kosten pro Patienten in diesem Stadium am
hoéchsten, andererseits gibt es viele Patienten, die sich aufgrund der langen Verweildauer in die-
sem Stadium befinden. AnteilsmaRig tragen die Ambulatory-Stadien rund 13 % zu den Gesamt-
kosten bei. Die direkten Kosten fallen mehrheitlich im vierten Stadium an, wo auch die meisten
indirekten Kosten entstehen. Der vorzeitige Tod ist fiir rund 22% der Gesamtkosten verant-
wortlich.
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Abbildung 6  Beitrag der Krankheitsstadien zu den Gesamtkosten in Mio. €, 2023
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Die Abbildung zeigt die Gesamtkosten pro Krankheitsstadium unterscheiden nach direkten und indirek-
ten Kosten. Die Kosten des vierten Stadiums belaufen sich auf 48 % der Gesamtkosten. Der vorzeitige
Tod ist der zweitgrésste Kostenblécke mit rund 6,6 Mio. € resp. 22 %. Die Kosten der Ambulatory-Stadien
sind wesentlich niedriger, was sowohl an den niedrigen Durchschnittskosten und im Late-ambulatory-
Stadium als auch an den geringen Patientenzahlen liegt.

Quelle:

Eigene Berechnungen Polynomics.
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Kosten eines durchschnittlichen Krankheitsverlaufs

In diesem Kapitel betrachten wir einen durchschnittlichen Patienten und die im Krankheitsver-
lauf anfallenden Kosten. Diese Perspektive ist deshalb wichtig, weil innovative Therapien wie
z. B. Gentherapien das Potenzial aufweisen, den Krankheitsverlauf von DMD massgeblich zu be-
einflussen, was entsprechend positive Effekte auf die gesellschaftlichen Kosten iiber die Lebens-
dauer eines Patienten haben kann. Die Betrachtung der jahrlichen Kosten gem. Abschnitt 2.3
greift hier zu kurz, da sich der Nutzen der Innovation iiber den ganzen Krankheitsverlauf verteilt
und damit auch spater anfallt, wahrend Behandlungskosten einmalig zu Beginn anfallen.

Um die Kosten des durchschnittlichen Patientenpfades zu ermitteln, bendtigen wir die durch-
schnittliche Verweildauer und die durchschnittlichen Kosten pro Krankheitsstadium. Wir ver-
einfachen die Betrachtung, indem wir annehmen, dass alle Kosten im Jahr 2023 anfallen. Ein
reiner Inzidenzansatz? wiirde zusitzliche Annahmen zu zukiinftigen technologischen Entwick-
lungen und Kostenverdanderungen sowie eine Umrechnung der jeweiligen Kosten auf den Ge-
genwartswert erfordern, was im Rahmen dieses Projektes nicht umzusetzen war. Entsprechend
verwenden wir die Kosten pro Patienten im Jahr 2023 gem. Tabelle 1 und die aus der Literatur
libernommene Verweildauer pro Krankheitsstadium gem. Tabelle 3. Eine detaillierte Herleitung
der verwendeten Werte findet sich im Anhang.

Tabelle 3 Durchschnittliche Verweildauer und Kosten pro Krankheitsstadium
Ambulatory Non ambulatory Vorzeitiger
Early Late Early Late Tod
Verweildauer (Anzahl Jahre) 6,1 3,4 6,4 15,0 44,5
Alter (von ... bis ...) 3,9-10,0 10,0-13,4 13,4-19,8 19,8-34,8 34,8+

Jahrliche direkte und indirekte Kosten

pro Patient in € 44.000 46.000 110.000 152.000 42.900

Die Tabelle zeigt die durchschnittliche Verweildauer, das Durchschnittsalter sowie die durchschnittlich
jdhrlich anfallenden Kosten von DMD-Patienten in den jeweiligen Krankheitsstadien. Die Spalte «Vor-
zeitiger Tod» zeigt die durchschnittlich anfallenden Produktivitdtsverluste pro verlorenem Arbeitsjahr
vom vorzeitigen Tod bis zum normalen Pensionsalter. Im Gegensatz zu den ausgewiesenen anfallenden
Kosten aufgrund vorzeitigen Todes in Tabelle 1 sind die Werte in dieser Tabelle nicht diskontiert. Die
Verweildauer in diesem Stadium ist bis zur Medianlebenserwartung berechnet.

Quelle: Eigene Berechnungen Polynomics in Anlehnung an Broomfield u. a. (2024).

Abbildung 7 zeigt die direkten und indirekten Kosten eines durchschnittlichen Krankheitsver-
laufs kumulativ liber das Alter unter der aktuellen Therapie. Initial steigen die Kosten von Jahr
zu Jahr nicht stark an, da die Patienten noch gehfahig sind und bei ihnen auch keine Produktivi-
tatsverluste anfallen. Im Alter von rund 13 Jahren, wenn die Gehfahigkeit verloren geht, steigen
die kumulierten Kosten stark an. Der deutlichste Anstieg ist zwischen rund 20 und 35 Jahren zu
verzeichnen, wenn sich die Patienten im letzten Krankheitsstadium befinden und eigentlich be-

2 In einem Inzidenzansatz wiirde man eine Kohorte, resp. in unserem Fall einen einzelnen Patienten, tiber
seinen gesamten Krankheitsverlauf verfolgen. Die Kosten miissten an die jeweiligen Kalenderjahre ange-
passt werden, in welchem sich der Patient pro Krankheitsstadium hypothetisch befinden wiirde (retro-
oder prospektiv).
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rufstatig waren. Im weiteren Krankheitsverlauf steigen die Kosten wieder weniger stark an, ei-
nerseits weil die direkten Kosten nach dem Tod des Patienten nicht weiter anfallen, andererseits
weil die indirekten Kosten der Angehorigen und Pflegenden wegfallen. Bis zum ordentlichen
Pensionsalter von 65 Jahren fallen jahrlich weiterhin Produktivititsverluste an, danach kom-
men keine weiteren gesellschaftlichen Kosten hinzu, d. h. die kumulierten Kosten stagnieren bis
zur Medianlebenserwartung. Dass im Pensionsalter keine Produktivititsverluste anfallen, ist
auf den gewahlten Ansatz zur Bewertung der indirekten Kosten zuriickzufithren: Der Human-
kapitalansatz geht davon aus, dass das mittlere Erwerbseinkommen der Produktivitat eines In-
dividuums entspricht. Entsprechend weisen Personen in Pension keine Produktivititsverluste
auf.

Abbildung 7 Kumulative Kosten eines durchschnittlichen Krankheitsverlaufs, in Mio. €
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Die Abbildung zeigt die kumulativen Kosten anfallend tiber den durchschnittlichen Lebensverlauf eines
DMD-Patienten. Insgesamt kumulieren sich rund 4,7 Mio. EUR gesellschaftliche Kosten pro DMD-Pati-
enten, wovon rund 20 % direkte und 80 % indirekte Kosten sind. Rund 27 % der indirekten Kosten ent-
stehen aufgrund der Produktivitdtsverluste beim Patienten nach seinem Tod.

Quelle: Eigene Berechnung Polynomics.

Insgesamt schatzen wir die durchschnittlichen gesellschaftlichen Kosten iiber den gesamten Le-
bensverlauf eines DMD-Patienten auf rund 4,6 Mio.EUR. Davon sind etwa 1,0 Mio.EUR (20 %)
direkte Kosten und 3,7 Mio.EUR (80 %) indirekte Kosten. Samtliche direkte Kosten entstehen zu
Lebzeiten eines DMD-Patienten. Betrachtet man nur diese Kostenart, entstehen nach dem vor-
zeitigen Tod keine weiteren Kosten. Dies greift jedoch zu kurz, da bei DMD insbesondere die
niedrige Lebenserwartung sehr hohe Kosten- und Nutzeneinbufien fiir Patienten und Angeho-
rigen und damit fiir die Gesellschaft verursacht. Rund 27 % der Produktivitatsverluste, sprich
der indirekten Kosten, entstehen aufgrund vorzeitigen Todes.

Es ist plausibel, dass Angehdrige von verstorbenen DMD-Patienten auch nach deren Tod Pro-
duktivititsverluste aufweisen, da sie z. B. nach einer langen Abwesenheit zur informellen Pflege
ihres Kindes selbst einen erschwerten Einstieg ins Berufsleben haben oder aufgrund psychi-
scher Erkrankungen in einem Teilzeitverhaltnis arbeiten. Diese Effekte wurden bisher in der
Literatur nicht untersucht und kénnen nicht weiter quantifiziert werden. Die indirekten Kos-
ten nach dem Tod sind somit tendenziell unterschatzt.
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Zusatzlich zu den direkten und indirekten Kosten entstehen bei Patienten und deren Angeho-
rigen intangible Kosten in Form reduzierter Lebensqualitit und verlorener Lebensjahre.
Diese sind zu Beginn der Krankheit noch bescheiden, steigen jedoch sprunghaft an, wenn die
Gehfdhigkeit verloren geht, was weitreichende Einschnitte in den Alltag der Patienten und deren
Angehorige hat. Ab dem Todeszeitpunkt geht aus gesellschaftlicher Sicht jedes Jahr ein «ganzes»
Lebensjahr verloren. Bewertet man dieses mit der durchschnittlichen Lebensqualitét in der Be-
volkerung, gehen jahrlich 0,93 QALY verloren. Aufsummiert iiber den gesamten durchschnittli-
chen Lebensverlauf gehen aufgrund DMD rund 60 QALYs verloren. Rund 20 QALYs davon
ergeben sich aus der verringerten Lebensqualitdt wahrend Lebzeiten des Patienten, weitere 40
QALYs aufgrund der niedrigen Lebenserwartung von rund 35 Jahren und somit dem vorzeitigen
Tod. Therapien, die die Lebenserwartung fiir DMD erhdhen, kdnnen sowohl die indirekten Kos-
ten als auch Leid und Schmerz fiir die Patienten und deren Angehorige effektiv senken.
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Fazit

Die vorliegende Studie analysiert die gesellschaftlichen Kosten der Duchenne-Muskeldystro-
phie (DMD) in Osterreich. DMD ist eine seltene, genetisch bedingte Muskelerkrankung, die fast
ausschliefilich Buben betrifft. Die Erkrankung fiihrt zu fortschreitendem Muskelschwund, Ver-
lust der Gehfihigkeit, starker Pflegebediirftigkeit und einem vorzeitigen Tod. In Osterreich leb-
ten laut Modellschatzungen 2023 rund 230 Personen mit DMD.

Die Studie quantifiziert die gesellschaftlichen Kosten aus volkswirtschaftlicher Perspektive. Da-
bei werden direkte medizinische und nicht-medizinische Kosten, indirekte Kosten (etwa
durch Produktivitatsverluste und Pflege durch Angehorige) sowie intangible Kosten (z. B. psy-
chische Probleme, Leid, Stress, allgemein: Lebensqualitatsverluste) beriicksichtigt. Besonders
relevant ist, dass DMD iiberwiegend auf3erhalb des klassischen Gesundheitssystems Kosten ver-
ursacht.

Im Jahr 2023 schitzen wir die gesamten gesellschaftlichen Kosten fiir DMD in Osterreich auf
rund 30 Millionen EUR - das entspricht etwa 131.000 EUR pro Patient. Der grofdte Kostenan-
teil entfdllt auf die indirekten Kosten (78 %), insbesondere auf informelle Pflege und Erwerbs-
ausfalle der Angehorigen. Die direkten medizinischen Kosten machen hingegen nur etwa 9 %
aus. Die hochsten Pro-Kopf-Kosten entstehen in den spaten Krankheitsstadien, in denen Pati-
enten auf Rollstiihle, Beatmung und umfassende Betreuung angewiesen sind. Im Late-non-am-
bulatory-Stadium betragen die jahrlichen Kosten pro Patienten geschatzte 152.000 EUR. Den
vorzeitigen Tod bewerten wir mit rund 888.000 EUR aufgrund entgangener Arbeitsjahre.

Uber den gesamten Krankheitsverlauf eines durchschnittlichen Patienten summieren sich die
gesellschaftlichen Kosten auf geschatzte 4,7 Millionen EUR - davon etwa 1 Mio. EUR direkte
und 3,7 Mio. EUR indirekte Kosten. Zusatzlich gehen rund 60 qualititsbereinigte Lebensjahre
(QALYs) verloren, wovon etwa zwei Drittel auf den vorzeitigen Tod zuriickzufiihren sind. Diese
Zahlen verdeutlichen die massive individuelle und volkswirtschaftliche Belastung, die mit DMD
verbunden ist.

DMD stellt nicht nur eine medizinische, sondern eine umfassende gesellschaftliche Heraus-
forderung dar. Innovative Therapien bieten das Potenzial, Lebensqualitdt und Lebensdauer sig-
nifikant zu verbessern. Intangible Effekte wie gewonnene Lebensjahre und reduzierte familidre
Belastung sollten in die Bewertung solcher Therapien zwingend einflief3en.
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Anhang A - Methoden

Gesellschaftliche Kosten

Direkte medizinische Kosten

Ambulant

Die Kosten der ambulanten Versorgung schiatzen wir mit der durchschnittlichen Anzahl Konsul-
tationen eines Patienten in einem Jahr (vgl. Tabelle 4). Die Annahmen wurden mit Experten ab-
gestimmt. Die Preise entnehmen wir den Tarifvertragen der jeweiligen Fachrichtung.3 Wir be-
rechnen durchschnittliche Konsultationen unter Beriicksichtigung der Fallpauschalen sowie
DMD-spezifischen Sonderleistungen je Fachgebiet.

Tabelle 4 Annahmen zu Anzahl der Konsultationen pro Jahr und durchschnittlicher
Dauer nach Krankheitsstadium

Fachrichtung Kennzahl Early Late Early Late
ambulatory ambulatory non-ambula- non-ambula-
tory tory

Allgemeinmedizin  Anzahl Kons. 4 4 4 4
Spezialisten Anzahl Kons. 4 2 6 6

Anzahl Kons. 24 52 52 52
Physiotherapie

Dauer pro Kons. 45 min 45 min 45 min 45 min

Anzahl Kons. 1 12 12 12
Ergotherapie

Dauer pro Kons. 45 min 45 min 45 min 45 min

Anzahl Kons. 17 2 8 8
Logopadie

Dauer pro Kons. 45 min 45 min 45 min 45 min

Wir nehmen an, dass DMD-Erkrankte bis zur Volljdhrigkeit den Kinderfacharzt konsultieren und da-
nach zum Allgemeinmediziner wechseln. Im Ambulatory-Stadium beriicksichtigen wir Konsultationen
in der Neurologie, im Non-ambulatory-Stadium zusdtzlich in den Fachrichtungen Pneumologie, Kardi-
ologie und Orthopddie.

Quelle: Eigene Berechnungen Polynomics.

Medikamente

Die pharmakologische (und nicht-pharmakologische) Behandlung von DMD basiert derzeit auf
der Pravention und Behandlung von Symptomen und Komplikationen (Birnkrant 2018b). Wir
beriicksichtigen in unseren Berechnungen die aktuelle Standardtherapie mit Kortikoidsteroid.
Das modifizierte Kortikosteroid Vamorolone is erst seit Anfangs 2024 in Osterreich verfiigbar

3 Vgl. Tarif fiir Allgemeine Vertragsfacharztinnen/Vertragsfacharzte: Fachgebiet Kinder- und Jugendheilkunde,
verfiigbar unter https://www.gesundheitskasse.at/cdscontent/load?contentid=10008.765751&ver-
sion=1724922796, zuletzt aufgerufen am 06.06.2025 und
Tarif fiir Allgemeine Vertragsfacharztinnen/Vertragsfachadrzte: ausgenommen Fachdrztinnen/Facharzte fiir
Kinder-und Jugendheilkunde, verfiigbar unter https://www.gesundheitskasse.at/cdscontent/load?conten-
tid=10008.766092&version=1649663214, zuletzt aufgerufen am 06.06.2025
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und der Histondeacetylase (HDAC)-Inhibitor Givinostat wurde im Juni 2025 in Europa zugelas-
sen, ist jedoch aktuell noch nicht verfiigbar. Entsprechend beriicksichtigen wir diese zwei Pro-
dukte nicht in unseren Berechnungen fiir 2023.

Zur Schitzung der Arzneimittelkosten aufgrund der Kortikoidsteroidtherapie verwenden wir
die Dosierungsempfehlung aus Manzur et al. (2008) zu Prednison.* Zur Berechnung der Tages-
dosis verwenden wir das Gewicht nach Alter eines durchschnittlichen Patienten pro Krankheits-
stadium gemass den Wachstumskurven der Schweizerischen Gesellschaft fiir Padiatrie (2012).5

Hiebeler u. a. (2023) weisen den Anteil Patienten mit einer Kortikosteroidtherapie nach Alters-
klassen in Osterreich aus. Wir iibernehmen den Wert fiir unter Fiinfjihrige fiir das Early-ambu-
latory-Stadium, den Wert der 6-18-Jahrigen fiir das Late-ambulatory-Stadium, den Mittelwert
der 6-18-Jahrigen und 19-34-Jahrigen sowie den Wert der 19-34-Jahrigen fiir das Early- res-
pektive Late-non-ambulatory-Stadium. Als Preis beriicksichtigen wir den Mittelwert des Apo-
theken-Verkaufspreises pro mg aller im Warenverzeichnis gelisteten Produkte des Wirkstoffes
Prednison.

In der verfligbaren Zeit zur Entwicklung des Berichtes war eine direkte Erhebung der Verabrei-
chungsdaten nicht méglich. Aufgrund dieser fehlenden Angaben beriicksichtigen wir nur die
Kortikosteroidtherapie.. Die Arzneimittelkosten werden dadurch tendenziell unterschéatzt, da
im fortgeschrittenen Stadium auch weitere Medikamente wie z. B. Betablocker, ACE-Hemmer
oder Laxanzien zum Einsatz kommen.

Hilfsmittel

Bei den Hilfsmittelkosten berticksichtigen wir die Kosten fiir Rollstiihle und die kiinstliche Be-
atmung. Wir nehmen nach Absprache mit Experten an, dass jeder Patient im Non-ambulatory-
Stadium einen Elektrorollstuhl und jeder zweite Patient im Late-ambulatory-Stadium einen
Handrollstuhl benutzt. Im Late-non-ambulatory-Stadium nehmen wir an, dass jeweils die Halfte
der Patienten invasiv respektive nicht-invasiv beatmet wird.

Preisseitig berticksichtigen wir die Angaben zu den durchschnittlichen (Elektro-)Rollstuhlprei-
sen in Osterreich gemiss Diel (2011). Wir rechnen die Preise aus 2011 mit dem Verbraucher-
preisindex auf das Jahr 2023 um.¢ Beim Elektrorollstuhl gehen wir von zusatzlichen Wartungs-
kosten von jahrlich 5% des Kaufpreises aus. Wir nehmen eine Abschreibungsdauer von finf
respektive acht Jahren bei Hand- respektive Elektrorollstiihlen an.

Die Beatmungsgerate bewerten wir mit den 6ffentlich verfiigbaren Preisen von Herstellern. Als
Mittelwert nehmen wir Kosten von 8.000 respektive 10.000 EUR fiir ein invasives respektive
nicht-invasives Beatmungsgerdt an. Wir rechnen mit jahrlich 10% Verbrauchsmaterial und
Wartungskosten und schreiben die Geréte iiber fiinf Jahre ab. Zusatzlich berticksichtigen wir ein
zweites Backup-Gerét, welches wir iiber zehn Jahre abschreiben.

Neben Rollstiihlen und Beatmungsgerdten bendtigen DMD-Patienten je nach Krankheitssta-
dium weitere Hilfsmittel wie z. B. Stehtrainer, Patientenhebesysteme etc. Da dazu weder Preis-
noch Mengenangaben verfiigbar sind, haben wir diese Kosten nicht beriicksichtigt, was zu einer

4 Fir Prednison interpolieren wir die Dosierung der mittleren zwei Krankheitsstadien linear zwischen dem
ersten und letzten Krankheitsstadium. Deflazacort ist aktuell in Osterreich nicht verfiigbar.

5 Als Referenzalter verwenden wir 6, 12, 17 und 18+ Jahre, aufsteigend nach Krankheitsstadium. Die Zahlen
basieren auf den WHO Child Growth Standards, vgl. https://www.who.int/tools/child-growth-standards.

6 Vgl. Statistik Austria, Verbraucherpreisindex, verfiigbar unter https://www.statistik.at/statistiken /volks-
wirtschaft-und-oeffentliche-finanzen/preise-und-preisindizes/verbraucherpreisindex-vpi/hvpi, zuletzt
aufgerufen am 16.06.2025.
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Unterschatzung der Hilfsmittelkosten fiihrt. Die Kosten flir Rollstiihle und Beatmungsgerite
sollten jedoch den Grossteil der Hilfsmittelkosten abdecken.

Stationar

Bei Personen mit DMD kann es immer wieder zu stationiaren Aufenthalten in Krankenhiusern
kommen. Ausloser fiir solche Aufenthalte konnen Operationen an Gelenken, der Wirbelsaule
oder dem Magen sein, welche direkt im Zusammenhang mit DMD stehen. Weiter kdnnen Atem-
und Herzprobleme sowie komplizierte Knochenbriiche zu langeren Aufenthalten im Spital fiih-
ren.

Als Grundlage fiir die Schatzung der stationdren Krankenhausaufenthalte verwenden wir die
Summe der LKF-Punkte von allen Fallen mit der Hauptdiagnose ICD-10-Code G71.0 (Muskeldys-
trophie). Die Daten wurden von Roche fiir die Jahre 2019 bis 2023 nach Altersklassen zur Ver-
fiigung gestellt. Da aufgrund der niedrigen Pravalenz die Hospitalisierungen und somit die sta-
tiondren Kosten stark variieren konnen, verwenden wir die durchschnittlichen LKF-Punkte pro
Altersklasse von 2019 bis 2023. Der ICD-10-Code G71.0 enthélt neben DMD auch andere Mus-
keldystrophien, wie z. B. Becker-MD (BMD), fazio-skapulo-humerale MD etc. Die haufigsten Dys-
trophien sind die DMD und BMD. DMD ist die einzige MD, die bereits vor dem 30. Lebensjahr
relevante stationdre Kosten impliziert (im Durchschnitt). Wir nehmen deshalb an, dass alle LKF-
Punkte der <30-Jahrigen bei DMD entstanden sind. Von 30- bis 45-jahrigen nehmen wir an, dass
75 % aufgrund DMD anfallen (zwar wenig Patienten, jedoch teure Aufenthalte, da bettldgerige
Patienten mit invasiver Beatmung). Die Kosten von liber 45-]Jahrigen beriicksichtigen wir nicht,
da der Anteil DMD-Patienten in diesem Alter unwesentlich sein diirfte. Die so berechnete
Summe der LKF-Punkte dividieren wir durch die Pravalenz pro Krankheitsstadium und erhalten
die Kosten pro Patienten pro Jahr.

Direkte nicht-medizinische Kosten

Direkte nicht-medizinische Kosten entstehen durch Anpassungen an langlebigen Gebrauchsgii-
tern, wie Wohnungen oder Fahrzeugen, zusatzlichen Transportkosten der Patienten zu z. B.
Therapien und personlichen Assistenzpersonen, welche die Patienten in ihren alltdglichen Ver-
richtungen wie z. B. dem Schulunterricht oder administrativen Tatigkeiten unterstiitzen (vgl.
Schreiber-Katz u. a., 2014).

Mengen- und Preisinformationen zu den oben beschriebenen Komponenten der nicht-medizi-
nischen Kosten sind in der Literatur und in 6ffentlichen Datenquellen sehr rar. Zur Abschatzung
der Kosten miissten viele Annahmen getroffen werden, die schliesslich die realen Kosten nur
mit hoher Unsicherheit wiedergeben wiirden. Entsprechend greifen wir auf die Studie von
Schreiber-Katz u. a. (2014) zuriick, welche diese Kosten fiir Deutschland in einer Befragung er-
hoben hatte, und {ibertragen diese auf Osterreich. Die Kosten haben wir bereits in einem ande-
ren Projekt auf das Jahr 2022 aktualisiert (unveroéffentlicht). Dazu verwendeten wir die Preis-
entwicklung in detaillierten Komponenten der Kostenart.

Die Kosten aus Deutschland iibertragen wir auf Osterreich, indem wir eine Preiskorrektur mit
der Kaufkraftparitit (Purchasing Power Parities, PPP) durchfiihren. Der verwendete PPP-Wech-
selkurs entspricht dem Verhaltnis der Preise eines identischen Produkts in den zwei Landern.
Wir gehen davon aus, dass sich die Menge der konsumierten Leistungen (der nicht-medizini-
schen Kosten) nicht zwischen Deutschland und Osterreich unterscheiden und verzichten ent-
sprechend auf eine Mengenkorrektur. Schliesslich rechnen wir die Kosten mit dem Verbrau-
cherpreisindex vom Jahr 2022 auf das Jahr 2023 hoch.
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Indirekte Kosten

Die indirekten Kosten bewerten wir mit dem Humankapitalansatz (HKA). Beim HKA wird jede
durch Krankheit nicht gearbeitete Stunde als Produktivitdtsverlust betrachtet. Um die indirek-
ten Kosten in monetiren Werten zu erhalten, wird die Anzahl verlorener Arbeitsstunden mit
einem Stundenlohn multipliziert. Dahinter liegt geméass 6konomischer Theorie die Annahme,
dass der bezahlte Lohn die Produktivitdt der Arbeitnehmer widerspiegelt. Damit entspricht der
Stundenlohn genau den Opportunitidtskosten einer verlorenen Stunde Arbeit.

Ein gingiger Kritikpunkt am Humankapitalansatz ist, dass der bezahlte Lohn in der Realitat hiu-
fig eben nicht der effektiven Produktivitiat der Arbeitnehmer entspricht. Dabei findet typischer-
weise eine Unterschitzung der tatsachlichen Kosten statt, wenn der Lohn zum Beispiel aufgrund
von Risikoaversion der Arbeitnehmer unterhalb der Produktivitat liegt (Zhang & Anis, 2011).
Ein weiterer Kritikpunkt bezieht sich darauf, dass der Humankapitalansatz von Vollbeschafti-
gung am Arbeitsmarkt ausgeht. Falls dies nicht der Fall ist und ein gewisses Mass an Arbeitslo-
sigkeit in der Volkswirtschaft vorliegt, werden mit dem Humankapitalansatz gerade aus Sicht
der Arbeitgeber nicht die tatsachlich anfallenden, sondern vielmehr die maximal méglichen Kos-
ten ermittelt. Bei diesem Argument kidme es zu einer Uberschitzung der tatsichlichen Kosten,
weil Arbeitgeber eine nicht (mehr) arbeitsfahige Person irgendwann ersetzen werden (Becker,
2011; van den Hout, 2010).

Morbiditat

Die Wahrscheinlichkeit fiir DMD-Patienten, erwerbstatig zu werden, ist aufgrund des degenera-
tiven Verlaufs der Krankheit sehr gering. Nur sehr wenige haben nach der Schulzeit die Moglich-
keit, eine Berufsbildung zu absolvieren und danach in den Arbeitsmarkt einzusteigen. Aus die-
sem Grund nehmen wir an, dass unter den DMD-Patienten keine Erwerbstatigkeit besteht. Ent-
sprechend entstehen Produktivititsverluste ausschliesslich aufgrund Absentismus, d. h. dem
krankheitsbedingten Fernbleiben der Patienten vom Arbeitsmarkt. Wir berticksichtigen die po-
tenzielle Erwerbstatigkeit ab 15 Jahren, d. h. indirekte Kosten fallen nur im Non-ambulatory-
Stadium an. Diese bewerten wir mit dem teilzeitbereinigten Bruttomonatseinkommen von Man-
nern (nach Altersklassen), bereinigt um die Erwerbsquote.?

Zur Schatzung der indirekten Kosten der Angehoérigen verwenden wir die Zeitangaben aus
Audhya u. a. (2024) zum Zeitaufwand informeller Pflege der primaren und sekundéren Pflege-
person. Weiter ist der Anteil Patienten mit einer sekundaren Pflegeperson bekannt. Den Anteil
der Patienten, die informelle Pflege benotigen (priméare Pflegeperson), iibernehmen wir aus
Schreiber-Katz u. a. (2014) und teilen diesen auf das Ambulatory- und Non-ambulatory-Stadium
auf. Dabei machen wir die Annahme, dass jede Person im Non-ambulatory-Stadium iiber eine
Pflegeperson verfiigt.

Die so berechneten Produktivitatsverluste (in Stunden) bewerten wir nach dem Ersetzungskos-
tenansatz, d. h. dem Marktlohn fiir professionelle Pflege. Dazu verwenden wir das Bruttoein-
kommen pro geleistete Arbeitsstunde im Bereich der Alten- und Pflegeheime (ONACE 2steller)
gemadss Statistik Austria.

Mortalitat

Durch den vorzeitigen Tod der Patienten gehen der Gesellschaft Ressourcen in Form von Zeit
verloren. Wiederum entstehen Produktivititsverluste am Arbeitsmarkt. Zur Bewertung der

7 Vgl. Statistik Austria, Mikrozensus-Arbeitskrafteerhebung und Lohnsteuer-/DV-Daten, 2023.
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Kosten eines vorzeitigen Todes im Medianalter von 34,8 Jahren verwenden wir das Bruttojah-
reseinkommen der unselbststandigen Erwerbstatigen nach Altersklassen sowie deren Erwerbs-
quote.8 Die zukiinftigen Produktivitdtsverluste bis zum Rentenalter von Mdnnern von 65 Jahren
diskontieren wir mit einem Zinssatz von 3 % auf das Jahr 2023 ab.

Intangible Kosten

Die intangiblen Kosten erfassen die Krankheitslast durch krankheitsbedingt reduzierte Lebens-
qualitdt sowie verlorene Lebensjahre infolge eines vorzeitigen Todes. DMD hat sowohl Auswir-
kungen auf das Leben der erkrankten Person als auch auf das ihrer Angehorigen. In der Literatur
finden sich Angaben zur Lebensqualitdt von Patienten (Landfeldt u. a., 2014) sowie von Ange-
horigen/Pflegepersonen (Landfeldt u.a., 2016) differenziert nach Krankheitsstadium. Basie-
rend auf diesen Daten schitzen wir die Anzahl verlorener QALYs (quality-adjusted life years)
aufgrund der Krankheit, wobei ein QALY einem Lebensjahr mit perfekter Gesundheit entspricht.

Die verlorenen QALYs werden geschatzt, indem die Lebensqualitat der Patienten mit der durch-
schnittlichen Lebensqualitdt der Bevolkerung verglichen wird. Die Differenz gibt an, wie viele
QALYs verloren gehen. Das Gleiche kann auch fiir Betreuungspersonen berechnet werden, in-
dem ihre Lebensqualitdt mit der durchschnittlichen verglichen wird.

Es ist davon auszugehen, dass bei Angehorigen auch nach dem vorzeitigen Tod von DMD-Pati-
enten noch intangible Kosten anfallen. Es gibt jedoch keine uns bekannte Studie zu diesen Kos-
ten und wir kénnen sie somit nicht bewerten. Sie wiirden jedoch zu einer Erhéhung der ge-
schatzten verlorenen QALYs fiihren.

Die intangiblen Kosten von DMD werden in der Literatur gelegentlich monetarisiert. Ein Beispiel
ist die Studie von Landfeldt u. a. (2014), in der einem QALY ein monetadrer Wert von 75.000 EUR
zugewiesen wird. Wir verzichten bewusst auf eine solche Bewertung, da es in Osterreich keinen
Konsens zum monetdren Wert eines QALY gibt und dies auch in anderen (europdischen) Lin-
dern kontrovers diskutiert wird. Eine Monetarisierung der intangiblen Kosten wiirde die von
uns berechneten gesellschaftlichen Kosten jedoch erheblich erhéhen.

Kosten eines durchschnittlichen Krankheitsverlaufs

Broomfield u. a. (2024) entwickelten ein Modell mit Angaben zur mittleren Verweildauer von
Patienten in Krankheitsstadien unter dem aktuellen Behandlungsstandard. Die Definition der
Krankheitsstadien weicht jedoch von unseren Stadien ab. Um die Verweildauer auf die fiir un-
sere Analyse relevanten Krankheitsstadien zu tibertragen, haben wir ein Mapping zwischen den
unterschiedlichen Stadien vorgenommen (vgl. Tabelle 5).

8 Vgl Statistik Austria, Mikrozensus-Arbeitskrafteerhebung und Lohnsteuer-/DV-Daten, 2023.
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Tabelle 5 Zuweisung der Stadien gem. Broomfield u. a. (2024) auf die verwendeten
Krankheitsstadien
ambulatory non-ambulatory
Early Late Early late
Early ambulatory X

— Late ambulatory X

N

8 Transfers X

25 HTMF, no ventilator X

E No HTMF, no ventilator X

é HTMF, night-time ventilation X

E; No HTMF, night-time ventilation X

& No HTMF, full-time ventilation X
Quelle: Eigene Darstellung Polynomics.

Gemadss Broomfield u. a. (2024) verbleiben die Patienten im Durchschnitt 6,1 Jahre im Early-
ambulatory-, 3,4 Jahre im Late-ambulatory-, 6,4 Jahre im Early-non-ambulatory- und 15 Jahre
im Late-non-ambulatory-Stadium. Die Medianlebenserwartung betrdgt 34,8 Jahre. Rechnet man
ausgehend von der Medianlebenserwartung mit Hilfe der durchschnittlichen Verweildauern die
Altersgrenzen der Krankheitsstadien zuriick, resultiert ein durchschnittliches Diagnosealter
von 3,9 Jahren. Hiebeler u. a. (2023) weisen fiir Patienten im Deutschen DMD-Register ein mitt-
leres Diagnosealter von 3,5 Jahren aus. Osterreichspezifische Angaben fehlen in der Literatur,
sollten jedoch mit den aus der Literatur iibernommenen 3,9 Jahren gut approximiert sein.

Anhang B - Resultate

Die folgende Tabelle 6 enthilt eine Ubersicht der geschitzten jihrlichen Kosten von DMD in Os-
terreich differenziert nach Krankheitsstadium und Kostenart.
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Tabelle 6 Gesamtgesellschaftliche geschatzte Kosten in € fiir 2023, nach Krankheitsstadien
Ambulatory Non-Ambulatory Tod
Total Anteil

Early Late Early Late
Anzahl Patienten 230 63 26 45 95 7
Ambulante Behandlungen 260.000 1% 74.000 21.000 57.000 108.000
Stationare Behandlungen 600.000 2% 56.000 67.000 118.000 358.000
Nichtéarztliche therapeutische Leistungen 891.000 3% 165.000 107.000 200.000 420.000
Arzneimittel 24.000 0% 7.000 6.000 8.000 3.000
Medizinische Hilfsmittel 842.000 3% 0 18.000 155.000 668.000
Pflegeleistungen Zu Hause 196.000 1% 0 0 1.000 195.000
Total direkte medizinische Kosten 2.810.000 9% 300.000 220.000 540.000 1.750.000
Total direkte nicht-medizinische Kosten 3.700.000 12% 350.000 100.000 670.000 2.580.000
Total direkte Krankheitskosten 6.510.000 22% 650.000 320.000 1.210.000 4.330.000
Absentismus der Angehorigen (inkl. informelle Pflege) 13.400.000 45% 2.110.000 886.000 3.360.000 7.040.000
Absentismus der Patienten 3.540.000 12% 0 0 418.000 3.120.000
Vorzeitiger Tod der Patienten 6.610.000 22% 0 0 0 0 6.610.000
Total indirekte Krankheitskosten 23.550.000 78% 2.110.000 890.000 3.770.000 10.170.000 6.610.000
Total Krankheitskosten 30.060.000 100% 2.770.000 1.200.000 4.980.000 14.500.000 6.610.000

Die Tabelle zeigt die geschditzten jihrlichen Kosten von DMD in Osterreich differenziert nach Krankheitsstadium und Kostenart (direkte und indirekte Kosten). Die
Kosten des vierten Stadiums dominieren die Gesamtkosten, weil sowohl die Anzahl Patienten als auch die Kosten pro Patienten in diesem Stadium am héchsten
sind. Der zweitgréfSte Kostenblock ist das Stadium vorzeitiger Tod mit rund 6.6 Mio. EUR, gefolgt vom early Non-ambulatory-Stadium mit knapp 5 Mio. Euro. Die
Kosten des zweiten Stadiums sind am niedrigsten, was insbesondere an den niedrigen Patientenzahlen liegt, die auf die kurze mittlere Verweildauer in diesem

Stadium zuriickzufiihren ist.

Quelle:

Eigene Berechnungen Polynomics.
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