2025 in Deutschland neu eingefuhrte Medikamente mit neuem Wirkstoff

Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen: 36 (Stand 15.12.2025)

V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Acoramidis Beyonttra Bayer Transthyretin- 4 2025 = Filmtabletten
Amyloidose mit »  Wirkstoff chemisch hergestelit
Kardiomyopathie =  Wirkstoff hemmt spezifisch den Zerfall von Trans-
thyretin-Tetrameren in Monomere und verlangsamt
so die Bildung von Amyloidfibrillen im Herzen, die
zur Kardiomyopathie fuhren
= fdr Erwachsene
Atogepant Aquipta AbbVie Migrane (Prophylaxe) 3 2025 = Tabletten

»  Wirkstoff chemisch hergestellt

=  Wirkstoff bindet an CGRP- und Amylin-1-Rezep-
toren und hemmt diese

« flOr Erwachsene




V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Belzutifan Welireg MSD 1. Nierenzellkrebs 4 2025 Filmtabletten

2. Von-Hippel-Lindau-
Syndrom (VHL)

Wirkstoff chemisch hergestelit

Wirkstoff ist ein Inhibitor des Hypoxie-induzier-
baren Transkriptionsfaktors 2 alpha (HIF-2a), der
zellulare Proliferation, Angiogenese und Tumor-
wachstum reguliert. Durch Bindung an HIF-2a
sorgt er fur eine verringerte Transkription und
Expression von HIF-2a-Zielgenen.

neuer Wirkmechanismus

erste Therapieoption fir die seltene Von-Hippel-
Lindau-Syndrom, bei der es aufgrund einer
angeborenen Genmutation zu Tumoren kommt
fur Erwachsene

2025 in Deutschland eingefuhrte Medikamente mit neuen Wirkstoffen
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Beremagen Vyjuvek Krystal Epidermolysis bullosa 8 2025 = Gel
Geperpavec Biotech = Medikament zur Durchfuhrung der ersten topischen

Gentherapie

=  Wirkstoff gentechnisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein gentechnisch verandertes, replika-
tionsdefektes Herpes-Simplex-Virus 1 (HSV-1) als
Vektor fur das korrekte COL7A1-Gen. Es dringt in
Zellen von Haut (Keratinozyten) und Bindegewebe
(Fibroblasten) ein und bringt das Gen in den Zell-
kern. Dies ermdoglicht die Produktion von COL7-
Protein, das sich zu Verankerungsfibrillen biundelt,
die Epidermis und Dermis zusammenhalten.

= Das eingebrachte Gen integriert sich nicht in die
Wirtszell-DNA, sodass es bei der haufigen Teilung
der Hautzellen nicht weitergegeben wird und die
Behandlung wéchentlich wiederholt werden muss.

= fdr Kinder und Erwachsene

=  Orphan Drug

2025 in Deutschland eingefuhrte Medikamente mit neuen Wirkstoffen
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Chikungunya- Ixchiqg Seqirus Durch das Chikungunya- 3 2025 = Injektionslosung
Impfstoff Virus verursachte = wird biotechnologisch, aber nicht rekombinant
Erkrankungen hergestellt
(Pravention) = Impfstoff urspringlich von Valneva entwickelt
= Es ist ein abgeschwachter Lebendimpfstoff, der
einen mind. 6-monatigen Impfschutz hervorruft
= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und fiur Erwachsene
Chikungunya- Vimkunya Bavarian Durch das Chikungunya- 5 2025 = Injektionslésung
Impfstoff Nordic Virus verursachte = Wirkstoff (das Antigen) rekombinant hergestelit

Erkrankungen
(Pravention)

= Als Antigen fungieren virus-like particles aus
Protein, die neutralisierende Antikdrper gegen die
CHIKV-Proteine C, E1 und E2 induzieren.
Aluminiumhydroxid wird als Adjuvans hinzuge-
geben, um die Immunreaktion zu verstarken.

= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und fur Erwachsene

2025 in Deutschland eingefuhrte Medikamente mit neuen Wirkstoffen
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Concizumab Alhemo Novo Nordisk Hamophilie A und B 5 2025 = Injektionslosung in einem Pen zur Selbstinjektion

(Blutungsprophylaxe) =  Wirkstoff gentechnisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein Anti-TFPI (Tissue Factor Pathway
Inhibitor)-Antikorper. Die so verhinderte Hemmung
von Faktor Xa verlangert die Aktivierungsphase der
Gerinnungskaskade und ermoéglicht eine ausrei-
chende Thrombinbildung fur eine wirksame Hamo-
stase.

= Concizumab wirkt unabhéngig von Faktor VIII und
Faktor IX und ist daher fur Patienten mit Hemm-
koérpern gegen rekombinante Faktor VIII bzw. -I1X-
Praparate geeignet

= neuer Wirkmechanismus

= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Daropotomab Datroway  Daiichi Brustkrebs, 6 2025 = Infusionslosung
Deruxtecan Sankyo fortgeschritten und =  Wirkstoff gentechnisch hergestelit
HR+/HER2- =  Wirkstoff ist ein gegen das Oberflachenprotein

TROP2 gerichtetes Antikdrper-Wirkstoff-Konjugat.
Der Antikérper bindet an TROP2 auf der Oberflache
der Tumorzellen, wird internalisiert und setzt einen
Topoisomerase I-Hemmer frei, was zu DNA-Scha-
den und Apoptose fuhrt; zudem gibt es Uber einen
Bystander-Effekt eine indirekte Zytotoxizitdt gegen
TROP2-exprimierende benachbarte Zellen

= personalisierter Einsatz bei Hormonrezeptor-
positiven und HER2-negativen Tumoren

= fir Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Deutivacaftor / Alyftrek Vertex Mukoviszidose mit 8 2025 = Filmtabletten
Tezacaftor / non-class-1-Mutation =  Wirkstoff chemisch hergestellt
Vanzacaftor im CTFR-Gen =  Zwei Wirkstoffe der Kombination sind CFTR-
Korrektoren, die mit additiver Wirkung an ver-
schiedene Stellen des CFTR-Proteins binden und so
die Menge an CFTR-Protein an der Zelloberflache
erhohen. Der dritte Wirkstoff, Deutivacaftor =
deuteriertes lvacaftor, verstarkt die CFTR-Kanal-
Offnungswahrscheinlichkeit (oder Gating-Aktivitat)
des CFTR-Proteins auf der Zelloberflache
= personalisierter Einsatz bei Vorliegen einer non-
class-1-Mutation im CTFR-Gen
= fdr Kinder ab 6 Jahren und fur Erwachsene
= Orphan Drug
Donanemab Kisunla Lilly Alzheimer 11 2025 = Konzentrat fur Infusionslosung

=  Wirkstoff gentechnisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein monoklonaler IgG1-Antikérper,
der an Beta-Amyloid bindet und die Plaques-Entfer-
nung durch Mikroglia-vermittelte Phagozytose
unterstutzt

= personalisierter Einsatz: nur bei Patienten, die
nicht homozygot fir das Gen ApoE4 sind

= fur Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Eplontersen Wainzua AstraZeneca hereditare Transthyretin- 5 2025 = Injektionslésung in Autoinjektor zur

Amyloidose

Selbstapplikation

Wirkstoff chemisch hergestelit

Wirkstoff ist ein chimares einzelstrangiges DNA-
Antisense-Oligonukleotid aus 20 Nukleotiden, das
mittels GalNAc-Konjugation gezielt in Leberzellen
gelangt. Dort bindet Eplontersen selektiv an
mutierte wie auch Wildtyp-Transthyretin(TTR)-
MRNA, was zu deren Abbau fuhrt. Dies verhindert
die Synthese von TTR-Protein und dessen Abgabe
in den Blutkreislauf.

Das Oligonukleotid hat ein Phosphorothioat-Riick-
grat und 2'-O-Methoxyethyl (2'-MOE)-Modifika-
tionen.

erstes Medikament in dieser Indikation, das von
Patient:innen selbst angewendet werden kann
der Wirkstoff wurde urspriunglich von den US-
Unternehmen lonis Pharmaceuticals and Akcea
Therapeutics entwickelt.

fur Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Erdafitinib Balversa Janssen Blasenkrebs mit FGFR3- 1 2025 = Filmtabletten
Veranderungen »  Wirkstoff chemisch hergestelit
=  Wirkstoff ist ein pan-Fibroblasten-Wachstums-
faktor-Rezeptor (FGFR)-Tyrosinkinase-Inhibitor
= personalisierter Einsatz bei bestimmten
genetischen Veranderungen des Fibroblasten-
Wachstumsfaktor-Rezeptor-3
= fur Erwachsene
Exagamglogen Casgevy Vertex 1. Sichelzellerkrankung 1 2025 = Infusionsdispersion fur Gentherapie

Autotemcel

2. Beta-Thalassamie,
transfusionsabhéangig

=  Wirkstoff (Zellen) gentechnisch hergestellt

=  Wirkstoff sind Zellen, die aus autologen CD34+
hamatopoetischen Stammzellen bestehen, deren
BCL11A-Gen mittels CRISPR/Cas9-Technologie ex
vivo inaktiviert wurde; dies fuhrt zu einem Anstieg
der Expression des sonst nur fetal auftretenden y-
Globin, was zu fast normal funktionstlichtigen
Erythrozyten fuhrt

= neuer Wirkmechanismus

= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und fir Erwachsene

=  Orphan Drug
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Fosdenopterin  Nulibry T™C Molybdéan-Cofaktor- 3 2025 = Pulver fur Injektionslésung (i.v.)
Mangel =  Wirkstoff chemisch hergestelit
=  Wirkstoff wird als Substanzersatztherapie fur das
Zwischensubstrat cPMP eingesetzt; dies wird zum
Molybdéan-Cofaktor umgewandelt, so dass
Molybdé&n-abhangige Enzyme aktiviert werden
kénnen
* neuer Wirkmechanismus
= erstes Arzneimittel gegen diese Erkrankung
» fUr Kinder ab Geburt und Erwachsene
=  Orhan Drug
Garadacimab Andembry CSL Behring Angioddem, hereditar 3 2025 = Injektionslésung

(Routinepravention)

= Wirkstoff gentechnisch hergestellt

»  Wirkstoff ist ein monoklonaler 1gG4-/Lambda-
Antikdrper, der die katalytische Aktivitat des
Faktors XII hemmt. Das blockiert die Aktivierung
von Prakallikrein zu Kallikrein und die Bildung von
Bradykinin und beugt so Schilben des Angio6dems
vor.

= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und fur Erwachsene

2025 in Deutschland eingefuhrte Medikamente mit neuen Wirkstoffen
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Givinostat Duvyzat Italofarmaco Duchenne 7 2025 = orale Suspension
Muskeldystrophie =  Wirkstoff chemisch hergestelit
=  Wirkstoff verlangsamt den Krankheitsverlauf durch
Hemmung der Uberaktiven Histon-Deacetylasen
» fUr Kinder ab 6 Jahren und fur Erwachsene
= Orphan Drug
Inavolisib Itovebi Roche Brustkrebs, ER+, HER2-, 8 2025 = Filmtabletten
lokal fortgeschritten oder =  Wirkstoff chemisch hergestelit
metastasiert, =  Wirkstoff hemmt mutiertes p110a, eine aktivie-
rende Mutation im PI3K-Signalweg und férdert den
Abbau von p110a. Dies hemmt die Aktivitat nach-
geordneter Ziele des PI3K-Signalweges und redu-
ziert so die Proliferation und induziert Apoptose.
= personalisierter Einsatz bei Vorliegen einer
therapierelevanten Mutation von PI3K bei Hormon-
rezeptor-positiven und HER2-negativen Tumoren
= fdr Erwachsene
Lazertinib Lazcluze Janssen Nicht-kleinzelliger 2 2025 = Filmtabletten

Lungenkrebs (NSCLC)

=  Wirkstoff chemisch hergestellt

=  Wirkstoff ist ein irreversibler EGFR-
Tyrosinkinasehemmer

= personalisierter Einsatz bei Patienten mit EGFR
19del-Mutation oder EGFR Exon 21 L858R-
Substitution

= flr Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)

Lecanemab Legembi Eisai Alzheimer 9 2025 Infusionslésung
Wirkstoff gentechnisch hergestellt
Wirkstoff ist ein monoklonaler IgGl-Antikdrper, der
gegen aggregierte lésliche und unlésliche Formen
von Amyloid-Beta gerichtet ist und Amyloid-Beta-
Plaques reduziert.
personalisierter Einsatz bei Patienten, die nicht
homozygot fur ApoE4 sind
fur Erwachsene

Linvoseltamab Lynozyfic Regeneron  Multiples Myelom 10 2025 Infusionslésung

Wirkstoff gentechnisch hergestellt

Wirkstoff ist ein bispezifischer Antikdrper, der an
CD3 und an BCMA bindet. Die parallele Bindung
fuhrt zur Bildung einer Synapse zwischen der T-
Zelle und der BCMA-exprimierenden Zelle, was
eine zytotoxische T-Zell-Antwort auslost

fur Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Marstacimab Hympavzi Pfizer Hamophilie A und B ohne 2 2025 Injektionslosung
Hemmkorper Wirkstoff gentechnisch hergestellt

Wirkstoff ist ein humaner monoklonaler Antikdrper,
der die Aktivitat von TFPI neutralisiert, was die
Verfugbarkeit von freiem Faktor Xa erhéht, zu
mehr Thrombin-bildung fuhrt und die Himostase
verstarkt.
erste Immuntherapie fur Hamophilie
fur Jugendliche ab 12 Jahren und 35 kg
Mindestgewicht und fir Erwachsene

Mirdametinib Ezmekly Springwork  Neurofibromatose Typ 1 10 2025 Hartkapseln, Dispersionstabletten

(NF1)

Wirkstoff chemisch hergestelit

Wirkstoff ist ein selektiver, nicht-kompetitiver
Inhibitor von MEK1/2; er hemmt den RAS-RAF-
MEK-Signalweg Dies blockiert die Vermehrung und
das Uberleben von Tumorzellen.

fur Kinder ab 2 Jahren und fur Erwachsene
Orphan Drug
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Seite 13720




V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Nemolizumab Nemluvio Galderma 1. atopische Dermatitis 3 2025 = Injektionslésung
2. Prurigo nodularis = Wirkstoff gentechnisch hergestelit
= Wirkstoff ist der erste monoklonale Antikdrper, der
selektiv an den Interleukin-31 Rezeptor alpha
bindet. Damit wird weniger von dem proinflamma-
torischen Zytokin IL-31 freigesetzt, das mit Juck-
reiz, Entzindung, epidermaler Dysregulation und
Fibrose assoziiert ist
= fUr Jugendliche ab 12 Jahren und fir Erwachsene
Odronextamab Ordspono Regeneron  Follikulare Lymphome, 8 2025 = Infusionslosung
DLBCL =  Wirkstoff gentechnisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein bispezifischer Antikérper, der an
CD20 auf der Oberflache von B-Zellen (auch den
malignen B-Zellen) sowie an das T-Zell-Antigen
CD3 bindet. Die so erzwungene Nahe von T-Zelle
und B-Zelle fuhrt zur T-Zell-Aktivierung und
polyklonaler T-Zell-Antwort, die zum Absterben der
(malignen) B-Zellen fuhrt.

= fdr Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Olezarsen Tryngolza  SOBI Familiares 12 2025 = Injektionslosung
Chylomikronamie- =  Wirkstoff chemisch hergestelit
Syndrom =  Wirkstoff ist ein Antisense-Oligonukleotid, das zur
Spaltung der ApoC-1lII-mRNA fihrt und so die
Spiegel an ApoC-IlI-Protein im Serum sowie infolge
die der Triglyceride im Plasma reduziert
= fdr Erwachsene
= Orphan Drug
Pneumo- Capvaxive MSD Pneumokokken-Erkran- 7 2025 = Injektionssuspension
kokken- kungen, invasiv, und = die Wirkstoffe (die Antigene) werden teils rekom-
Konjugat- Lungenentziindungen binant, teils biotechnologisch ohne Gentechnologie
impfstoff, (Pravention) hergestellt. Denn es sind Konjugate aus dem
21-valent rekombinant hergestellten Protein CRM197 mit

jeweils einem Polysaccharid von einer von 21
verschiedenen Pneumokokken-Serogruppen
fur Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Repotrectinib Augtyro Bristol Myers 1) nicht-kleinzelliger 5 2025 = Hartkapseln
Squibb Lungenkrebs (NSCLC), =  Wirkstoff chemisch hergestellt
ROS-1+ =  Wirkstoff ist ein Next-Generation-Tyrosin-
2) solide Tumore mit Kinasehemmer
dem NTRK-Fusionsgen =  Wirkstoff ist ein Hemmer der Kinasen ROS1, TRK
A, B, und C, die mit einer Hyperaktivierung von
Signalwegen das Krebswachstum steigern.
= personalisierter Einsatz bei soliden Tumoren mit
dem NTRK-Fusionsgen bzw. bei ROS-1-positivem
NSCLC
= for Jugendliche ab 12 Jahren (solide Tumore) und
far Erwachsene (solide Tumore und NSCLC)
Resmetirom Rezdiffra Madrigal Metabolismus-assoziierte 9 2025 = Filmtabletten

Steatohepatitis (MASH),

nicht-zirrhotisch

=  Wirkstoff chemisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein partieller Agonist des Schild-
drisenhormonrezeptors B (THR-B), der v. a. in der
Leber vorkommt. Dessen Stimulation verbessert
die Mitochondrienfunktion und den Fettstoffwechsel
und erhoht die Fettsaure-B-Oxidation, wodurch
lipotoxisches Leberfett, Entzindungen und Leber-
fibrose reduziert werden

= erste Behandlungsoption fur diese Erkrankung

= fdr Erwachsene
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Rimegepant Vydura Pfizer Migrane (Behandlung 6 2025 oral zerfallende Tablette
und Pravention) Wirkstoff chemisch hergestellt
Wirkstoff ist ein Antagonist des Calcitonin-Gene-
Related Peptid (CGRP)-Rezeptors
fur Erwachsene
Seladelpar lysin Lyvdelzi Gilead priméare bilidre 3 2025 Hartkapseln
Cholangitis Wirkstoff chemisch hergestelit
Wirkstoff ist ein Agonist des Peroxisom-
Proliferator-aktivierten Rezeptors delta (PPARJ)
oder Delpar. Die Aktivierung von PPARJ verringert
die Gallensauresynthese, was mittelbar Leber-
schaden verhindert
fur Erwachsene
Orphan Drug
Sepiapterin Sephience PTC Hyperphenylalaninamie 7 2025 Pulver zum Einnehmen

Therapeutics bei Phenylketonurie

Wirkstoff chemisch hergestelit

Wirkstoff ist ein Vorlaufer des enzymatischen
Kofaktors BH4; er unterstutzt die Faltung des
defekten Enzyms Phenylalaninhydroxylase (PAH),
was seine Aktivitdt verbessert und senkt so den
Phenylalanin-Spiegel im Blut

fur Kinder ab Geburt und fur Erwachsene
Orphan Drug
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Serplulimab Hetronifly ~ Accord Kleinzelliger Lungenkrebs 5 2025 Infusionslésung
(SCLC) Wirkstoff gentechnisch hergestellt

Wirkstoff ist ein Checkpoint-Inhibitor: ein monoklo-
naler IgG4-Antikorper, der die gegen Tumorzellen
gerichtete T-Zell-Reaktion durch die Blockade der
Bindung von PD-1 an die PDL-1- und PDL-2-
Liganden verstarkt
zugelassen in Kombination mit den
Chemotherapeutika Carboplatin und Etoposid
Wirkstoff wurde von Shanghai Henlius Biotech
(China) erfunden; dort hei3t er Hansizhuang.
Orphan Drug

Tiratricol Emcitate Rare Thyroid Thyreotoxikose bei Allan 5 2025 Tabletten fir eine Suspension zum Einnehmen

Therapeutics Hernon Dudley-Syndrom
(= Monocarboxylat-
Transporter-8-Mangel)

Wirkstoff chemisch hergestellt

Wirkstoff ist ein Metabolit des aktiven Schild-
drisenhormons T3, der an die Schilddrisen-
hormonrezeptoren TRa und TRB bindet und ahnlich
wirkt wie T3; zusatzlich stellt er in bestimmten
Zellen die normale Schilddrisenhormonaktivitat
wieder her

fur Kinder ab Geburt und Erwachsene

Orphan Drug
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Tisotumab Tivdak Genmab Gebarmutterhalskrebs 9 2025 = Infusionslésung
Vedotin = Wirkstoff gentechnisch hergestelit
=  Wirkstoff ist ein Antikdrper-Wirkstoff-Konjugat
(ADC). Es bindet mit dem Antikorperteil an TF, das
auf der Oberflache von Zellen solider Tumoren
vermehrt exprimiert wird, woraufhin es internali-
siert und gespalten wird. Der freigesetzte Wirk-
stoffteil wirkt als Mikrotubuli-Disruptor, was zu
Apoptose fihrt; zudem wirkt das ADC durch Zyto-
toxizitat bei den Bystander-Zellen
= neuer Wirkmechanismus
= fdr Erwachsene
Vimseltinib Romvimza Deciphera Tenosynoviale 11 2025 = Hartkapseln

Riesenzelltumore

=  Wirkstoff chemisch hergestelit

=  Wirkstoff ist ein selektiver Tyrosinkinase-Inhibitor,
der am Rezeptor CSF1R die Autophosphorylierung,
die Signaltransduktion sowie die zellulare Funktion
und Proliferation CSF1R-exprimierender Zellen
hemmt. Vimseltinib entfaltet seine Antitumor-
wirkung uUber eine Depletion der CSF1R-
abhangigen Makrophagen und Entzindungszellen

= fdr Erwachsene

=  Orphan Drug
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V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen

Wirkstoff-Name [Produkt- Pharmaz. Anwendungsgebiet Markt- Bemerkungen
(INN) name Unter- einfuhrung
(in D) nehmer (Monat/
Jahr)
Vorasidenib Voranigo Les Astrozytome, 11 2025 = Filmtabletten
Laboratoires Oligodendrogliome =  Wirkstoff chemisch hergestelit
Servier =  Wirkstoff ist ein Hemmstoff, der auf mutierte

Enzyme IDH1 und IDH2 abzielt. Dies hemmt die
anormale Produktion von 2-HG und verringert die
Proliferation der malignen Zellen

= personalisierter Einsatz: fur Patient:innen mit
einer R132-Mutation in der
Isocitratdehydrogenase-1 (IDH1) oder einer R172-
Mutation in der Isocitratdehydrogenase-2 (IDH2)

= fdr Jugendliche ab 12 Jahren und fir Erwachsene

= Orphan Drug
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