Gemeinsamer
Bundesausschuss

Beschluss

des Gemeinsamen Bundesausschusses (iber eine Anderung
der Arzneimittel-Richtlinie:

Anlage XIl — Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen
Wirkstoffen nach § 35a des Flinften Buches Sozialgesetzbuch
(SGB V)

Iptacopan (Neubewertung Orphan > 30 Mio: Paroxysmale
Nachtliche Hamoglobinurie)

Vom 4. Juni 2026

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat in seiner Sitzung am 4. Juni 2026 beschlossen,
die Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 / 22. Januar 2009
(BAnz. Nr. 49a vom 31. Marz 2009), die zuletzt durch die Bekanntmachung des Beschlusses
vom T. Monat JJJJ (BAnz AT TT.MM.JJJJ BX) gedndert worden ist, wie folgt zu andern:

I. In Anlage XIl werden die Angaben zu dem Wirkstoff Iptacopan in der Fassung des
Beschlusses vom 19. Dezember 2024 (BAnz AT 13.02.2025 B1) durch die folgenden
Angaben ersetzt:



Iptacopan

Beschluss vom: 4. Juni 2026
In Kraft getreten am: 4. Juni 2026
BAnz AT TT. MM JJJJ Bx

Anwendungsgebiet (laut Zulassung vom 17. Mai 2024):
Fabhalta wird angewendet als Monotherapie zur Behandlung erwachsener Patienten mit

paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hamolytische Andmie aufweisen.

Anwendungsgebiet des Beschlusses (Beschluss vom 4. Juni 2026):

Siehe Anwendungsgebiet laut Zulassung.

1. Zusatznutzen des Arzneimittels im Verhaltnis zur zweckmaRigen Vergleichstherapie

a) Erwachsene mit paroxysmaler néachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie aufweisen und nicht vorbehandelt sind

ZweckmaRige Vergleichstherapie:
e Eculizumab
oder
e Ravulizumab
oder

e Pegcetacoplan

Ausmafl und Wahrscheinlichkeit des Zusatznutzens von Iptacopan als Monotherapie
gegeniiber der zweckmaRigen Vergleichstherapie:

Ein Zusatznutzen ist nicht belegt.

b) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die nach wie vor eine
hdamolytische Andmie aufweisen und vorbehandelt sind

ZweckmaRige Vergleichstherapie:
e Pegcetacoplan
oder
e Eculizumab + Danicopan
oder

e Ravulizumab + Danicopan

Ausmafd und Wahrscheinlichkeit des Zusatznutzens von Iptacopan als Monotherapie
gegeniiber der zweckmaRigen Vergleichstherapie:

Ein Zusatznutzen ist nicht belegt.



Studienergebnisse nach Endpunkten:?

a) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie aufweisen und nicht vorbehandelt sind

Es liegen keine Daten vor.

Zusammenfassung der Ergebnisse relevanter klinischer Endpunkte

Endpunktkategorie Effektrichtung/ Zusammenfassung
Verzerrungspotential

Mortalitat %) Es liegen keine Daten vor.

Morbiditat %) Es liegen keine Daten vor.

Gesundheitsbezogene | & Es liegen keine Daten vor.

Lebensqualitat

Nebenwirkungen %) Es liegen keine Daten vor.

Erlduterungen:
/N positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit

J i negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit
M positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

J L@ negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

<> kein statistisch signifikanter bzw. relevanter Unterschied

J: Es liegen keine Daten vor.

n. b.: nicht bewertbar

b) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die nach wie vor eine
hdmolytische Andmie aufweisen und vorbehandelt sind

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

Zusammenfassung der Ergebnisse relevanter klinischer Endpunkte

Endpunktkategorie Effektrichtung/ Zusammenfassung
Verzerrungspotential

Mortalitat n. b. Es liegen keine bewertbaren Daten vor.

Morbiditat n. b. Es liegen keine bewertbaren Daten vor.

Gesundheitsbezogene | n.b. Es liegen keine bewertbaren Daten vor.

Lebensqualitat

Nebenwirkungen n. b. Es liegen keine bewertbaren Daten vor.

Erlduterungen:
/N positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit

J i negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit
M positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

J U negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

&>: kein statistisch signifikanter bzw. relevanter Unterschied

J: Es liegen keine Daten vor.

n. b.: nicht bewertbar

! Daten aus der Dossierbewertung des IQWiG (A25-156) und dem Addendum (A26-43), sofern nicht anders
indiziert.



2. Anzahl der Patientinnen und Patienten bzw. Abgrenzung der fiir die Behandlung infrage
kommenden Patientengruppen

a) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie aufweisen und nicht vorbehandelt sind

circa 100 - 425 Patientinnen und Patienten

b) Erwachsene mit paroxysmaler ndchtlicher Himoglobinurie (PNH), die die nach wie vor
eine hamolytische Andmie aufweisen und vorbehandelt sind

circa 190 - 520 Patientinnen und Patienten

3. Anforderungen an eine qualitdtsgesicherte Anwendung

Die Vorgaben der Fachinformation sind zu bericksichtigen. Die europdische Zulassungs-
behorde European Medicines Agency (EMA) stellt die Inhalte der Fachinformation zu Fabhalta
(Wirkstoff: Iptacopan) unter folgendem Link frei zugdnglich zur Verflugung (letzter Zugriff: 13.
April 2026):

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

Die Einleitung und Uberwachung der Behandlung mit Iptacopan soll nur durch in der Therapie
von Patientinnen und Patienten mit hamatologischen Erkrankungen erfahrene Fachérztinnen
und Facharzte erfolgen.

Gemal} den Vorgaben der Europadischen Zulassungsbehdrde (EMA) hinsichtlich zusatzlicher
MalRinahmen zur Risikominimierung ist seitens des pharmazeutischen Unternehmers
Schulungsmaterial, welches Informationen fiir medizinisches Fachpersonal und fir
Patientinnen und Patienten (inkl. Patientenkarte) enthélt, zur Verfliigung zu stellen. Das
Schulungsmaterial enthalt insbesondere Informationen und Warnhinweise zum unter
Iptacopan erhohten Risiko einer Infektion mit bekapselten Bakterien.

4. Therapiekosten
Jahrestherapiekosten:

a) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie aufweisen und nicht vorbehandelt sind

Bezeichnung der Therapie Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

Zu bewertendes Arzneimittel:

Iptacopan 383 152,15 €

Zweckmalige Vergleichstherapie:

Eculizumab oder Ravulizumab oder Pegcetacoplan

Eculizumab 360 229,28 €-480 305,71 €

Ravulizumab 301 859,03 €



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

Bezeichnung der Therapie

Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

Pegcetacoplan

362 401,56 €

Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 1.

Kosten fir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen: entfallt

Sonstige GKV-Leistungen:

April 2026)

Bezeichnung | Art der Leistung Kosten/ | Anzahl/ | Anzahl/ Kosten/
der Therapie Einheit | Zyklus | Patientin bzw. | Patientin bzw.
Patient / Patient /
Jahr Jahr
Eculizumab Zuschlag fir die Herstellung 100 € 1 22,8 -30,4 2280€-
einer parenteralen Losung mit 3040€
monoklonalen Antikdrpern
Ravulizumab | Zuschlag fiir die Herstellung 100 € 1 6,5 650 €
einer parenteralen Losung mit
monoklonalen Antikdrpern

b) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die nhach wie vor eine

hamolytische Andmie aufweisen und vorbehandelt sind

Bezeichnung der Therapie

Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

Zu bewertendes Arzneimittel:

Iptacopan 383 152,15 €
ZweckmaRige Vergleichstherapie:

Pegcetacoplan

Pegcetacoplan 362 401,56 €

Eculizumab + Danicopan

Eculizumab

360 229,28 €-480 305,71 €

Danicopan

86 261,30€-114979,75 €

Gesamt:

446 490,58 € - 595 285,46 €

Ravulizumab + Danicopan

Ravulizumab

301 859,03 €

Danicopan

86 261,30 € - 114 979,75 €

Gesamt:

388 120,33 €-416 838,78 €

Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 1. April 2026)

Kosten fir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen: entfallt




Sonstige GKV-Leistungen:

Bezeichnung | Art der Leistung Kosten/ | Anzahl/ | Anzahl/ Kosten/
der Therapie Einheit | Zyklus | Patientin Patientin bzw.
bzw. Patient /
Patient / Jahr
Jahr
Eculizumab Zuschlag fir die Herstellung 100 € 1 22,8-30,4 | 2280¢€-
einer parenteralen Losung mit 3040€

monoklonalen Antikdrpern

Ravulizumab | Zuschlag fir die Herstellung 100 € 1 6,5 650 €
einer parenteralen Losung mit
monoklonalen Antikdrpern

5. Benennungvon Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen gemaR § 35a Absatz 3 Satz4SGB V,
die in einer Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel eingesetzt werden
konnen

Im Rahmen der Benennung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen gemaR § 35a Absatz 3
Satz 4 SGB V werden die folgenden Feststellungen getroffen:

a) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie aufweisen und nicht vorbehandelt sind

— Keine Benennung von in Kombinationstherapie einsetzbaren Arzneimitteln mit neuen
Wirkstoffen gemaR § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V, da es sich bei dem zu bewertenden
Wirkstoff um einen in Monotherapie zugelassenen Wirkstoff handelt.

b) Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die nach wie vor eine
hamolytische Andmie aufweisen und vorbehandelt sind

— Keine Benennung von in Kombinationstherapie einsetzbaren Arzneimitteln mit neuen
Wirkstoffen gemal § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V, da es sich bei dem zu bewertenden
Wirkstoff um einen in Monotherapie zugelassenen Wirkstoff handelt.

Die Benennung von Kombinationen dient ausschlieBlich der Umsetzung des
Kombinationsabschlages nach § 130e SGB V zwischen Krankenkassen und pharmazeutischen
Unternehmern. Die getroffenen Feststellungen schrianken weder den zur Erfiillung des
arztlichen Behandlungsauftrags erforderlichen Behandlungsspielraum ein, noch treffen sie
Aussagen Uber ZweckmaRigkeit oder Wirtschaftlichkeit.



Il. Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag seiner Veréffentlichung auf den Internetseiten
des G-BA am 4. Juni 2026 in Kraft.

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

Berlin, den 4. Juni 2026

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemald § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken


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