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Gemeinsamer

B eS C h | U S S Bundesausschuss

des Gemeinsamen Bundesausschusses Uber
eine Anderung der Arzneimittel-Richtlinie
(AM-RL):

Anlage XlIl — Nutzenbewertung von Arzneimitteln
mit neuen Wirkstoffen nach § 35a SGB V
Caplacizumab

(neues Anwendungsgebiet: erworbene
thrombotische-thrombozytopenische Purpura,
12 bis < 18 Jahre)

Vom 7. Januar 2021

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat am 7. Januar 2021 im schriftlichen Verfahren
beschlossen, die Richtlinie Gber die Verordnung von Arzneimitteln in der vertragsarztlichen
Versorgung (Arzneimittel-Richtlinie) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 /
22. Januar 2009 (BAnz. Nr. 49a vom 31. Marz 2009), zuletzt gedndert am 20. November 2020
(BAnz AT 22.01.2021 B5), wie folgt zu andern:

I. In Anlage Xll werden den Angaben zur Nutzenbewertung von Caplacizumab gemaR
dem Beschluss vom 22. Marz 2019, zuletzt geandert am 7. Mai 2019, nach Nr. 4
folgende Angaben angeflgt:
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Caplacizumab

Beschluss vom: 7. Januar 2021
In Kraft getreten am: 7. Januar 2021
BAnz AT TT. MM JJJJ Bx

Neues Anwendungsgebiet (laut Zulassung vom 9. Juni 2020):

Cablivi wird zur Behandlung von Erwachsenen und Jugendlichen ab 12 Jahren und einem
Kdrpergewicht von mindestens 40 kg, die an einer Episode von erworbener thrombotisch-
thrombozytopenischer Purpura (acquired thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden,
in Verbindung mit Plasmapherese und Immunsuppression angewendet.

Anwendungsgebiet des Beschlusses (Beschluss vom 7. Januar 2021):

Cablivi wird zur Behandlung von Jugendlichen ab 12 Jahren und einem Koérpergewicht von
mindestens 40 kg, die an einer Episode von erworbener thrombotisch-thrombozytopenischer
Purpura (acquired thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden, in Verbindung mit
Plasmapherese und Immunsuppression angewendet.

1. Ausmal des Zusatznutzens und Aussagekraft der Nachweise

Caplacizumab ist zugelassen als Arzneimittel zur Behandlung eines seltenen Leidens nach
der Verordnung (EG) Nr. 141/2000 des Europaischen Parlaments und des Rates vom
16. Dezember 1999 Uber Arzneimittel fir seltene Leiden. GemalRl § 35a Absatz 1 Satz 11
1. Halbsatz SGB V gilt der medizinische Zusatznutzen durch die Zulassung als belegt.

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) bestimmt gemald 5. Kapitel § 12 Absatz 1
Nummer 1 Satz 2 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) i.V. m. § 5 Absatz 8 AM-NutzenV
unter Angabe der Aussagekraft der Nachweise das Ausmalfd des Zusatznutzens fir die Anzahl
der Patienten und Patientengruppen, fir die ein therapeutisch bedeutsamer Zusatznutzen
besteht. Diese Quantifizierung des Zusatznutzens erfolgt am Mal3stab der im 5. Kapitel § 5
Absatz 7 Nummer 1 bis 4 VerfO festgelegten Kriterien.

Jugendliche ab 12 bis < 18 Jahre und einem Koérpergewicht von mindestens 40 kg, die an
einer Episode von erworbener thrombotisch-thrombozytopenischer Purpura (acquired
thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden

Ausmal des Zusatznutzens und Aussagekraft der Nachweise von Caplacizumab:

Anhaltspunkt fir einen nicht quantifizierbaren Zusatznutzen, weil die wissenschaftliche
Datengrundlage eine Quantifizierung nicht zulasst.
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Studienergebnisse nach Endpunkten:

Jugendliche ab 12 bis < 18 Jahre und einem Korpergewicht von mindestens 40 kg, die an
einer Episode von erworbener thrombotisch-thrombozytopenischer Purpura (acquired
thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden

Es liegen keine Daten vor, die eine Bewertung des Zusatznutzens ermoglichen.

Zusammenfassung der Ergebnisse relevanter klinischer Endpunkte

Endpunktkategorie Effektrichtung/ Zusammenfassung
Verzerrungspotential

Mortalitat %) Es liegen keine fur die Nutzenbewertung
geeignete Daten vor.

Morbiditat %) Es liegen keine fur die Nutzenbewertung
geeignete Daten vor.

Gesundheitsbezogene %) Es liegen keine fur die Nutzenbewertung

Lebensqualitat geeignete Daten vor.

Nebenwirkungen %) Es liegen keine fur die Nutzenbewertung
geeignete Daten vor.

Erlauterungen:

1: positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit
|: negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit
11: positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

L l: negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

< kein statistisch signifikanter bzw. relevanter Unterschied

@: Es liegen keine fir die Nutzenbewertung verwertbaren Daten vor.

n. b.: nicht bewertbar

2. Anzahl der Patienten bzw. Abgrenzung der fir die Behandlung infrage kommenden
Patientengruppen

Jugendliche ab 12 bis < 18 Jahre und einem Korpergewicht von mindestens 40 kg, die an
einer Episode von erworbener thrombotisch-thrombozytopenischer Purpura (acquired
thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden

ca. 2 bis 3 Patienten

3. Anforderungen an eine qualitatsgesicherte Anwendung

Die Vorgaben der Fachinformation sind zu berlcksichtigen. Die europaische Zulassungs-
behdrde European Medicines Agency (EMA) stellt die Inhalte der Fachinformation zu Cablivi
(Wirkstoff: Caplacizumab) unter folgendem Link frei zuganglich zur Verfiigung (letzter
Zugriff: 8. Oktober 2020):

https://www.ema.europa.eu/documents/product-information/cablivi-epar-product-
information de.pdf

Die Einleitung und Uberwachung der Behandlung mit Caplacizumab soll nur durch in der
Therapie von Patientinnen und Patienten mit thrombotischer Mikroangiopathie erfahrene
Arztinnen und Arzte erfolgen.



https://www.ema.europa.eu/documents/product-information/cablivi-epar-product-information_de.pdf
https://www.ema.europa.eu/documents/product-information/cablivi-epar-product-information_de.pdf
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Gemal} der Vorgaben der EMA hinsichtlich zuséatzlicher Malinahmen zur Risikominimierung
ist seitens des pharmazeutischen Unternehmers allen Patienten/Pflegekraften, von denen zu
erwarten ist, dass sie Caplacizumab anwenden, eine Patienten-Informationskarte
auszuhandigen. Diese Patienten-Informationskarte soll folgendes Hauptanliegen vermitteln:

e Arzte Uiber die medizinische Blockade des von-Willebrand-Faktors zu informieren, um das
Risiko einer schweren Blutungsepisode, insbesondere bei einem Notfall (z. B. einem
Unfall), zu vermindern.

4. Therapiekosten

Jahrestherapiekosten:

Jugendliche ab 12 bis < 18 Jahre und einem Kdorpergewicht von mindestens 40 kg, die an
einer Episode von erworbener thrombotisch-thrombozytopenischer Purpura (acquired
thrombotic thrombocytopenic purpura, aTTP) leiden

Bezeichnung der Therapie Jahrestherapiekosten/Patient

Caplacizumab 149.661,00 € - 277.955,86 €12

Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 15. Dezember 2020)

Kosten fur zuséatzlich notwendige GKV-Leistungen: entfallt

1 Fur die untere Grenze der Behandlungsdauer wird die mediane Behandlungsdauer mit Caplacizumab in der
doppelblinden Phase der HERCULES-Studie verwendet (entsprechend der Fachinformation Cablivi® Abschnitt
5.1). Laut Fachinformation Cablivi® wird die Fortsetzung der téglichen Gabe von Caplacizumab empfohlen, wenn
am Ende der 30 Tage nach Beendigung des téaglichen Plasmaaustausches Anzeichen einer noch vorhandenen
immunologischen Erkrankung vorliegen. Im klinischen Entwicklungsprogramm wurde Caplacizumab téglich bis zu
65 Tage lang verabreicht, was als obere Grenze der Behandlungsdauer angenommen wird.

2 Caplacizumab wird in Verbindung mit Plasmapherese und Immunsuppression angewendet. Plasmapherese und
Immunsuppression sind Standardtherapien der erworbenen thrombotisch-thrombozytopenischen Purpura, die
patientenindividuell unterschiedlich ausfallen und auch ohne die Anwendung von Caplacizumab erfolgen. Deshalb
werden ausschliel3lich die Kosten von Caplacizumab und nicht die gesamten Therapiekosten dargestellt.

4
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II. Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag seiner Veroffentlichung im Internet auf den
Internetseiten des G-BA am 7. Januar 2021 in Kraft.

Die Tragenden Griinde zu diesem Beschluss werden auf den Internetseiten des G-BA unter
www.g-ba.de verdffentlicht.

Berlin, den 7. Januar 2021

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemal § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken


http://www.g-ba.de/
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