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Arzneimittel
Neue Arzneimitteltherapie bei Mukoviszidose:
G-BA vergibt Bestnote

Berlin, 18. Februar 2021 — Fiir die Behandlung von Mukoviszidose, einer
seltenen Stoffwechselerkrankung, ist eine neue medikamentdse Kombi-
nationstherapie in der Versorgung, die nach Einschatzung des Gemein-
samen Bundesausschusses (G-BA) deutlich bessere Ergebnisse als die
bislang verwendeten Kombinationstherapien erzielt. Geprift wurde eine
Kombinationstherapie bei Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren, bei
denen bestimmte Mutationen in dem Gen bestehen, das die Mukoviszi-
dose verursacht. Der G-BA sieht hier fiir die neue Wirkstoffkombination
mit dem Handelsnamen Kaftrio® und dem Wirkstoff Ivacaftor einen er-
heblichen Zusatznutzen im Vergleich zu anderen Therapieoptionen. Ein
erheblicher Zusatznutzen ist die hochstmogliche Bewertungskategorie,
die dem G-BA zur Verfligung steht. Auf Basis der detaillierten Ergebnisse
werden der pharmazeutische Unternehmer und der GKV-Spitzenver-
band die Erstattungsbetrdge vereinbaren, die dann ab 1. September
2021 gelten. Derzeit zahlt die gesetzliche Krankenversicherung den vom
Hersteller eigenstandig aufgerufenen Preis. In Deutschland leben ca.

8 000 Patientinnen und Patienten mit Mukoviszidose. 2 400 davon sind
adlter als 12 Jahre und kommen fiir die neue Therapie in Frage.

,Die von uns geprifte Kombinationstherapie mit Ivacaftor kann bei den
behandelten Patientinnen und Patienten sehr gute Ergebnisse erzielen:
So kommt es in den Studien deutlich seltener zu pulmonalen Exazerbati-
onen, also akuten Verschlechterungen der Lungensymptomatik, die oft-
mals zu Krankenhauseinweisungen fiithren und sich unglinstig auf den
Krankheitsverlauf auswirken. Hoch relevant fiir die Patientinnen und Pa-
tienten ist auch, dass wir in vielen weiteren patientenberichteten End-
punkten und in allen messbaren Aspekten der Lebensqualitat Vorteile
gesehen haben. Beispielsweise beim korperlichen Wohlbefinden, der Vi-
talitat und der Gefiihlslage”, betonte Prof. Josef Hecken, unparteiischer
Vorsitzender des G-BA. ,Dass wir einem Arzneimittel einen erheblichen
Zusatznutzen bescheinigen kdnnen, kommt nicht haufig vor: Das war
bislang nur dreimal der Fall. Die Besonderheit bei der bewerteten Kom-
binationstherapie bei Mukoviszidose — einem Orphan Drug — ist zudem,
dass das Ergebnis bereits auf ausfihrlichen vergleichenden Studienda-
ten beruht und wir eine ganz reguldre Nutzenbewertung gegeniiber der
zweckmaRigen Vergleichstherapie vorgenommen haben. Der pharma-
zeutische Unternehmer hatte dem G-BA trotz des gesetzlichen Orphan-
Drug-Privilegs gleich ein vollstandiges Dossier vorgelegt, und eben nicht
nur Zulassungsstudien. Als bereits vier Monate nach Inverkehrbringen
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die Umsatzschwelle von 50 Mio. Euro Uberschritten wurde, bis zu der
das Orphan-Drug-Privileg anwendbar ist, war uns unmittelbar eine tief-
gehende Bewertung maoglich.”

Mukoviszidose — eine seltene, fortschreitende Stoffwechselerkrankung

Bei der Mukoviszidose (cystische Fibrose) verursachen Fehler im soge-
nannten CFTR-Gen (Cystic Fibrosis Transmembrane Conductance Regu-
lator, CFTR) die Bildung von zédhem Schleim. Dies kann bei den Betroffe-
nen die Funktion vieler Organe — insbesondere der Lunge und der
Bauchspeicheldriise — zunehmend beeintrachtigen. Bislang gibt es keine
Moglichkeiten der Heilung. Die Behandlung ist in erster Linie darauf ge-
richtet, die vielfaltigen Symptome zu lindern, Komplikationen zu verhin-
dern und so die Lebenserwartung der Erkrankten zu erhéhen.

Hintergrund — Zusatznutzen von Orphan Drugs

Der G-BA bewertet neue Arzneimittel oder Arzneimittel mit neuen An-
wendungsgebieten auf ihren Zusatznutzen gegeniber einer zweckmafi-
gen Vergleichstherapie. Die Ergebnisse dieser friihen Nutzenbewertung
sind die Basis fur den Erstattungsbetrag zulasten der gesetzlichen Kran-
kenversicherung.

Nach dem Willen des Gesetzgebers gilt der Zusatznutzen bei Orphan
Drugs — Arzneimitteln gegen seltene Erkrankungen — generell als belegt.
Der G-BA darf nur bewerten, wie gro8 das Ausmal des Zusatznutzens
ist. Daflr gibt es folgende Kategorien: gering, betrachtlich, erheblich
oder nicht quantifizierbar. Das Ausmal} des Zusatznutzens kann lediglich
anhand der Zulassungsunterlagen nachgewiesen werden.

Ubersteigt ein Orphan Drug jedoch die gesetzlich festgelegte Umsatz-
schwelle mit der gesetzlichen Krankenversicherung von 50 Mio. Euro in
den letzten zwolf Monaten, greift auch hier das reguldre Verfahren der
frihen Nutzenbewertung. Der pharmazeutische Unternehmer ist dann
aufgefordert, ein vollstandiges Dossier zur medizinischen Zusatznutzen-
bewertung im Verhaltnis zur zweckmaRigen Vergleichstherapie vorzule-
gen. Das Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswe-
sen (IQWiG) wertet im Auftrag des G-BA das Dossier hinsichtlich der
Frage aus, ob ein Zusatznutzen vorhanden ist und in welchem Ausmal3.
Auf der Basis des IQWiG-Berichts berat der G-BA abschlielRend (iber das
Bewertungsergebnis.

Weitere Information finden Sie auf der Website des G-BA unter Nutzen-
bewertung von Arzneimitteln.

Alle Dokumente zu laufenden und abgeschlossenen Nutzenbewertungs-
verfahren finden Sie unter Verfahren der Nutzenbewertung.



https://www.g-ba.de/themen/arzneimittel/arzneimittel-richtlinie-anlagen/nutzenbewertung-35a/zusatznutzen/
https://www.g-ba.de/themen/arzneimittel/arzneimittel-richtlinie-anlagen/nutzenbewertung-35a/
https://www.g-ba.de/themen/arzneimittel/arzneimittel-richtlinie-anlagen/nutzenbewertung-35a/
https://www.g-ba.de/bewertungsverfahren/nutzenbewertung/

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 Gibernommen 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 beschlieBen. Die von ihm beschlossenen Richtlinien haben den Charak-
ter untergesetzlicher Normen und sind fur 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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