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Arzneimittel
Premiere: Daten aus der Versorgung sollen Evi-
denzliicken bei neuem Arzneimittel schlieRen

Berlin, 4. Februar 2021 — Zum ersten Mal hat der Gemeinsame Bundes-
ausschuss (G-BA) heute einen pharmazeutischen Unternehmer ver-
pflichtet, Daten zu seinem Arzneimittel in der klinischen Routine zu er-
heben und fiir eine Zusatznutzenbewertung auszuwerten. Mit der soge-
nannten anwendungsbegleitenden Datenerhebung sollen Informationen
zu Nutzen- und Schadenspotential von Zolgensma®, einer neuartigen
Gentherapie gegen eine bestimmte Form der spinalen Muskelatrophie
(SMA) bei Kindern, gesammelt werden. Zolgensma® war mit Auflagen
seitens der européischen Zulassungsbehorde auf den Markt gekommen.
Aufgrund der begrenzten Aussagekraft der bisher vorhandenen klini-
schen Daten lasst sich der therapeutische Stand von Zolgensma® im Ver-
gleich zu Behandlungsalternativen noch nicht abschlieBend bewerten.
Der G-BA beschloss darum, dass der pharmazeutische Unternehmer
eine entsprechende Registerstudie planen und umsetzen muss, um die
Evidenzliicken zu schlieBen. Dafiir werden alle Arztinnen und Arzte, die
Zolgensma® einsetzen wollen, verpflichtet, an der Datenerhebung teil-
zunehmen. So sollen moéglichst vollstandige Daten gesammelt werden,
die nach Auswertung durch den pharmazeutischen Unternehmer die
Grundlage fiir eine erneute Zusatznutzenbewertung bilden. Moglich ist
dieses Vorgehen durch eine gesetzliche Anderung im Jahr 2019.

,Wir bekommen immer friiher zugelassene Arzneimittel mit immer
schwacherer Evidenz in die Versorgung. Wir miissen versuchen — gerade
bei Arzneimitteln gegen seltene Leiden —, die Balance zu halten zwi-
schen dem Bedarf dringend bendtigter Behandlungsalternativen und gu-
ter Evidenz zum langfristigen Zusatznutzen eines Arzneimittels. Da kom-
men die flr die Zulassung und die initiale Bewertung verfligbaren Stu-
dien an ihre Grenzen. Zolgensma® soll bei einmaliger Gabe das Fort-
schreiten der Muskelschwache bei bestimmten SMA-Formen aufhalten.
Vergleichende langfristige klinische Daten dazu fehlen jedoch. Der in
diesem Herbst anstehende Beschluss des G-BA zum Zusatznutzen von
Zolgensma® kann entsprechend nur vorlaufig sein. Bisher hatten wir in
dieser Situation nur die Moglichkeit, Beschllsse zum Zusatznutzen zu
befristen und dem Hersteller Hinweise zu benétigten Daten zu geben.
Seit einer Gesetzesdnderung 2019 kénnen wir die Anwendung des Arz-
neimittels nun zwingend mit einer von uns vorgegebenen Fragestellung
zur Datenerhebung aus der Versorgungspraxis verbinden. Mit den aus
dem Behandlungsalltag der Patientinnen und Patienten gewonnenen
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Daten zum langfristigen Zusatznutzen wird der G-BA spatestens ab Som-
mer 2027 erneut liber Zolgensma® beraten”, so Prof. Josef Hecken, un-
parteiischer Vorsitzender des G-BA.

Konzept fiir Datenerhebung aus dem Behandlungsalltag

Fiir die anwendungsbegleitende Datenerhebung bei Zolgensma® hat das
Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
(IQWIiG) im Auftrag des G-BA ein Konzept entwickelt. Darauf aufbauend
und unter Einbeziehung von Experten — zum Beispiel der Arzneimittel-
kommission der deutschen Arzteschaft — hat der G-BA Anforderungen
an die Art, die Dauer und den Umfang der Datenerhebung; an die Frage-
stellung, die Gegenstand der Datenerhebung und von Auswertungen
sein soll, einschlieRlich der zu erfassenden patientenrelevanten End-
punkte; an die Methodik der Datenerhebung sowie an die Auswertun-
gen durch den pharmazeutischen Unternehmer definiert. Nach diesen
Vorgaben wird der Hersteller das genaue Studienprotokoll inklusive
Analyseplan erstellen und dem G-BA zur Priifung vorlegen.

Auf der Basis von mehreren Zwischenanalysen des Herstellers Gberpriift
der G-BA die Datenerhebung und passt die Anforderungen ggf. an. Vor-
gesehen ist, dass mit Hilfe von Indikationsregistern moéglichst 500 Kinder
mit prasymptomatischer SMA und mit SMA-Typ-1 und 2, die alter als

6 Monate resp. 6 Wochen sind, in die Datenerhebung eingeschlossen
werden. Die Therapie mit Zolgensma® wird dabei gegeniiber dem Ein-
satz von Spinraza® verglichen, einem ebenfalls zur SMA-Behandlung zu-
gelassenen Arzneimittel. Ein besonderer Schwerpunkt bei der Datenaus-
wertung soll auf Todesfalle, Krankheitsverldufe inklusive schwerer Kom-
plikationen und Nebenwirkungen gelegt werden.

,Die anwendungsbegleitende Datenerhebung ist kein Allheilmittel und
wird nur fiir wenige Wirkstoffe in Frage kommen. Vielversprechend
scheint sie vor allem bei neuen Arzneimitteln gegen seltene Erkrankun-
gen und bei beschleunigten Zulassungen. Zolgensma® ist so gesehen ein
aussichtsreicher Kandidat, um Evidenzllicken durch aussagekraftige Ver-
sorgungsdaten zu fullen”, so Prof. Jirgen Windeler, Leiter des IQWiG.

Inkrafttreten

Der Beschluss tritt mit Veroffentlichung auf den Internetseiten des G-BA
am 4. Februar 2021 in Kraft.

Hintergrund

Aufgabe des G-BA ist es, den Zusatznutzen neu zugelassener Arzneimit-
tel mit neuen Wirkstoffen gegentiber einer zweckmafigen Vergleichs-
therapie zu bewerten. Bei bestimmten neuen Arzneimitteln kann der
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G-BA vom pharmazeutischen Unternehmer auch die Vorlage anwen-
dungsbegleitender Datenerhebungen und Auswertungen einfordern
(§ 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V). Diese Neuerung kam durch das Gesetz
fir mehr Sicherheit in der Arzneimittelversorgung (GSAV) 2019. 2020
hat der G-BA Details zum Verfahren der anwendungsbegleitenden Da-
tenerhebung im 5. Kapitel der Verfahrensordnung festgelegt.

Zolgensma® (Wirkstoff Onasemnogen-Abeparvovec) gehort zu den Arz-
neimitteln fir neuartige Therapien (Advanced Therapy Medicinal Pro-
ducts, ATMP). Fiir sie soll der G-BA in einer Richtlinie qualitatssichernde
Anforderungen an die vertragsarztliche und stationdre Anwendung fest-
legen (gemaR § 136a Absatz 5 SGB V; ATMP-Qualitdtssicherungs-Richtli-
nie — ATMP-QS-RL). Hintergrund sind ebenfalls die Anderungen durch
das GSAV. Bereits im November 2020 hatte der G-BA fiir alle Einrichtun-
gen, die Zolgensma® bei Sduglingen mit SMA einsetzen wollen, im Inte-
resse der Patientensicherheit hohe Qualitdtsstandards definiert.

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) ist das oberste Beschlussgremium der gemeinsamen Selbst-
verwaltung der Arztinnen und Arzte, Zahnarztinnen und Zahnérzte, Psychotherapeutinnen und Psycho-
therapeuten, Krankenhauser und Krankenkassen in Deutschland. Er bestimmt in Form von Richtlinien
den Leistungskatalog der gesetzlichen Krankenversicherung (GKV) fiir etwa 73 Millionen Versicherte.
Der G-BA legt fest, welche Leistungen der medizinischen Versorgung von der GKV Glbernommen werden.
Rechtsgrundlage fur die Arbeit des G-BA ist das Fiinfte Buch des Sozialgesetzbuches (SGB V). Entspre-
chend der Patientenbeteiligungsverordnung nehmen Patientenvertreterinnen und Patientenvertreter an
den Beratungen des G-BA mitberatend teil und haben ein Antragsrecht.

Den gesundheitspolitischen Rahmen der medizinischen Versorgung in Deutschland gibt das Parlament
durch Gesetze vor. Aufgabe des G-BA ist es, innerhalb dieses Rahmens einheitliche Vorgaben fir die kon-
krete Umsetzung in der Praxis zu beschlieRBen. Die von ihm beschlossenen Richtlinien haben den Charak-
ter untergesetzlicher Normen und sind fir alle Akteure der GKV bindend.

Bei seinen Entscheidungen beriicksichtigt der G-BA den allgemein anerkannten Stand der medizinischen
Erkenntnisse und untersucht den diagnostischen oder therapeutischen Nutzen, die medizinische Not-
wendigkeit und die Wirtschaftlichkeit einer Leistung aus dem Pflichtkatalog der Krankenkassen. Zudem
hat der G-BA weitere wichtige Aufgaben im Bereich des Qualitditsmanagements und der Qualitétssiche-
rung in der ambulanten und stationdren Versorgung.

Weitere Informationen finden Sie unter www.g-ba.de.
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