Gemeinsamer
Bundesausschuss

Crovalimab (Paroxysmale nachtliche Hamoglobinurie, > 12 Jahre, > 40 kg)

Beschluss vom: 6. Marz 2025/6. Mai 2025 glltig bis: unbefristet
In Kraft getreten am: 6. Marz 2025/9. Mai 2025
BAnz AT 28.04.2025 B5/BAnz AT 11.06.2025 B2

Anwendungsgebiet (laut Zulassung vom 24. August 2024):

Piasky als Monotherapie wird angewendet zur Behandlung von erwachsenen und
padiatrischen Patienten ab 12 Jahren mit einem Gewicht von mindestens 40 kg mit
paroxysmaler nachtlicher Hdmoglobinurie (PNH):
e Bei Patienten mit Hamolyse mit klinischen Symptomen, die auf eine hohe
Krankheitsaktivitat hinweisen.
e Bei Patienten, die nach mindestens 6 Monaten Behandlung mit einem Inhibitor
der Komplementkomponente 5 (C5) klinisch stabil sind.

Anwendungsgebiet des Beschlusses (Beschluss vom 6. Mérz 2025):

Siehe Anwendungsgebiet laut Zulassung.

1. Zusatznutzen des Arzneimittels im Verhaltnis zur zweckmaRigen Vergleichstherapie

a) Erwachsene und pédiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler néchtlicher Himoglobinurie (PNH) mit einer
hohen Krankheitsaktivitat, gekennzeichnet durch klinische Symptome einer Himolyse

ZweckmaRige Vergleichstherapie:
Eculizumab oder Ravulizumab

Ausmaf und Wahrscheinlichkeit des Zusatznutzens von Crovalimab gegeniiber
Eculizumab:

Ein Zusatznutzen ist nicht belegt.

b) Erwachsene und pdadiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler ndchtlicher Himoglobinurie (PNH), die einen
C5- Inhibitor seit > 6 Monaten erhalten und klinisch stabil sind

ZweckmaRige Vergleichstherapie:
Eculizumab oder Ravulizumab

Ausmaf und Wahrscheinlichkeit des Zusatznutzens von Crovalimab gegeniiber
Eculizumab:

Ein Zusatznutzen ist nicht belegt.



Studienergebnisse nach Endpunkten:?

a) Erwachsene und padiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH) mit einer
hohen Krankheitsaktivitat, gekennzeichnet durch klinische Symptome einer Himolyse

Zusammenfassung der Ergebnisse relevanter klinischer Endpunkte

Endpunktkategorie Effektrichtung/ Zusammenfassung
Verzerrungspotential

Mortalitat & Keine flr die Nutzenbewertung relevanten
Unterschiede.

Morbiditat & Keine flr die Nutzenbewertung relevanten
Unterschiede.

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

Lebensqualitat

Nebenwirkungen & Keine flr die Nutzenbewertung relevanten
Unterschiede.

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 i negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

<> kein statistisch signifikanter bzw. relevanter Unterschied

. Es liegen keine Daten vor.

n. b.: nicht bewertbar

Studie COMMODORE 2:

offene, randomisiert kontrollierte Studie, Crovalimab versus Eculizumab

e Relevante Teilpopulation: erwachsene Patientinnen und Patienten ohne
Vorbehandlung mit einem C5-Komplementinhibitor, mit mindestens einem PNH-
assoziierten Symptom innerhalb der letzten 3 Monate vor Screening und einem
erhohten Lactatdehydrogenase-Wert bei Screening

e praspezifizierter primarer Datenschnitt vom 16.11.2022

! Daten aus der Dossierbewertung des IQWiG (A24-94) und dem Addendum (A25-12), sofern nicht anders
indiziert.



Mortalitat

Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
N Patientinnen und N Patientinnen und Relatives Risiko
Patienten mit Patienten mit [95 %-Kl];
Ereignis n (%) Ereignis n (%) p-Wert
Gesamtiiberleben®
134 1(0,7) 69 1(1,4) 0,51 [0,03; 8,11];
0,736°
Morbiditat
Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
Patientinnen und Patientinnen und Relatives Risiko
N Patienten mit N Patienten mit [95 %-Kl];
Ereignis n (%) Ereignis n (%) p-Wert

Transfusionsfreiheit (von Studienbeginn bis Woche 25)

Personen ohne 134 88 (65,7) 69 47 (68,1) 0,96 [0,79; 1,18];
Transfusion® 0,790¢
MAVE (Major Adverse Vascular Event)®
134 0(0,0) 69 1(1,4) 0,17 [0,01; 4,19];
0,173¢

Durchbruchhamolyse

keine geeigneten Daten

Fatigue (FACIT-Fatigue)
Verbesserung um > 8 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginnf

128 55 (43,0) 66 23 (34,8) 1,23 [0,84; 1,81];

0,322¢

Gesundheitszustand (EQ-5D VAS)
Verbesserung um 2 15 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn®

127 31(24,4) 68 17 (25,0) 0,98 [0,58; 1,63];

0,964°

Symptomatik

PGIS keine geeigneten Daten




Gesundheitsbezogene Lebensqualitat

Endpunkt

Crovalimab

Eculizumab

Crovalimab vs.
Eculizumab

Patientinnen und

Patientinnen und

Relatives Risiko

N Patienten mit N Patienten mit [95 %-KI];
Ereignis n (%) Ereignis n (%) p-Wert
EORTC QLQ-C30 . .
Funktionsskalen keine geeigneten Daten
Nebenwirkungen
Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
N Patientinnen und N Patientinnen und Relatives Risiko
Patienten mit Ereignis Patienten mit Ereignis [95 %-KI];
n (%) n (%) p-Wert
Unerwiinschte Ereignisse gesamt (erganzend dargestellt)
135 105 (77,8) 69 55 (79,7) -
Schwerwiegende unerwiinschte Ereignisse (SUE)
135 14 (10,4) 69 9(13,0) 0,80 [0,36; 1,74];
0,615"
Schwere unerwiinschte Ereignisse (CTCAE-Grad 3 oder 4)
135 24 (17,8) 69 17 (24,6) 0,72 [0,42; 1,25];
0,309"
Therapieabbriiche aufgrund von unerwiinschten Ereignissen
135 1(0,7) 69 1(1,4) 0,51 [0,03; 8,05];
0,736"
Spezifische unerwiinschte Ereignisse
Typ-lll-Hyper- 135 0(0,0) 69 0(0,0) -
sensitivitats-
reaktion' (Typ-IlI-
Allergie [PT,
UEs])
Reaktionen an
der keine geeigneten Daten
Injektionsstelle’
Reaktionen im
quammenhang keine geeigneten Daten
mit einer
Infusion!
Infektionen’ 135 32(23,7) 69 25 (36,2) 0,65 [0,42; 1,01];

(Infektionen und

0,061"




parasitare
Erkrankungen
[SOC, UEs])

2 Die Ergebnisse zur Gesamtmortalitdt beruhen auf den Angaben zu tédlich verlaufenen UEs. Im Crovalimab-
Arm verstarb eine weitere Patientin an Studientag 2. Grund war nach Angabe des pU ein Herzinfarkt, der
bereits vor der Verabreichung von Crovalimab aufgetreten war. Da fiir die Patientin keine Daten zum LDH-
Wert nach Studienbeginn erhoben wurden, geht sie nicht in die primare Analysepopulation ein.

b Berechnung des IQWiG von RR, Kl (asymptotisch) und p-Wert (unbedingter exakter Test CSZ-Methode)

¢ Definiert als der Anteil der Patientinnen und Patienten, die von Studienbeginn bis Woche 25 keine Transfusion
mit Erythrozytenkonzentrat erhalten haben und die gemaR der im Protokoll spezifizierten Richtlinien keine
Transfusion bendtigt haben.

4 Berechnung des IQWiG von RR, Kl (asymptotisch) und p-Wert (unbedingter exakter Test CSZ-Methode); der
pU legt p-Werte fiir das EffektmaR gewichtete Risikoreduktion vor, diese sind fiir die Nutzenbewertung nicht
relevant.

¢ definiert als Auftreten eines der folgenden Ereignisse: Thrombophlebitis / tiefe Venenthrombose,
Lungenembolie, Myokardinfarkt, transitorische ischamische Attacke (TIA), instabile Angina Pectoris,
Nierenvenenthrombose, akuter peripherer GefaRverschluss, mesenteriale / viszerale Venenthrombose oder
-infarkt, mesenteriale / viszerale arterielle Thrombose oder Infarkt, Lebervenen- / Pfortaderthrombose
(Budd-Chiari-Syndrom), zerebraler Arterienverschluss / Schlaganfall, zerebraler Venenverschluss,
Nierenarterienthrombose, Gangran (nicht traumatisch, nicht diabetisch), Amputation (nicht traumatisch,
nicht diabetisch), dermale Thrombose, sonstige

fEine Zunahme des Scores um = 8 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn wird als klinisch
relevante Verbesserung angesehen (Wertebereich der Skala: 0 bis 52).

8 Eine Zunahme des Scores um > 15 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn wird als klinisch
relevante Verbesserung angesehen (Wertebereich der Skala: 0 bis 100).

h Berechnungen des IQWiG, p-Wert unbedingter exakter Test (CSZ-Methode).

fgemal Studienprotokoll als UE von besonderem Interesse (AESI) pradefiniert.

in der Studie als ,ausgewédhltes UE“ (selected AE) dargestellt.

k darunter keine Fille von Meningokokken-Meningitis.

Verwendete Abkiirzungen:

CTCAE = Common Terminology Criteria for Adverse Events (gemeinsame Terminologiekriterien flr
unerwiinschte Ereignisse); FACIT-Fatigue: Functional Assessment of Chronic lliness Therapy-Fatigue; Kl =
Konfidenzintervall; LDH: Laktatdehydrogenase; MAVE = Major Adverse Vascular Event; N = Anzahl
ausgewerteter Patientinnen und Patienten; n = Anzahl Patientinnen und Patienten mit (mindestens einem)
Ereignis; PGIS: Patient Global Impression of Severity Survey; PT: bevorzugter Begriff; SOC: Systemorganklasse;
SUE: schwerwiegendes unerwiinschtes Ereignis; UE: unerwiinschtes Ereignis; vs. = versus; VAS: visuelle
Analogskala.




b) Erwachsene und péadiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die
einen C5- Inhibitor seit > 6 Monaten erhalten und klinisch stabil sind

Zusammenfassung der Ergebnisse relevanter klinischer Endpunkte

Endpunktkategorie Effektrichtung/ Zusammenfassung

Verzerrungspotential
Mortalitat & Es traten keine Todesfalle auf.
Morbiditat ™ Vorteil im Endpunkt Fatigue
Gesundheitsbezogene | n.b. Es liegen keine bewertbaren Daten vor.
Lebensqualitat
Nebenwirkungen NN Nachteile im Endpunkt schwere UE (CTCAE Grad

> 3)

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 i negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

<> kein statistisch signifikanter bzw. relevanter Unterschied

. Es liegen keine Daten vor.

n. b.: nicht bewertbar

Studie COMMODORE 1:

e offene, randomisiert kontrollierte Studie, Crovalimab versus Eculizumab
e Relevante Teilpopulation: erwachsene Patientinnen und Patienten, die seit
> 6 Monaten mit Eculizumab gemaR Zulassung behandelt wurden und klinisch stabil

sind
e Auswertungen mit Datenstand 31.05.2023 (von Food and Drug Administration
gefordert)
Mortalitat
Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
N Patientinnen und N Patientinnen und Relatives Risiko
Patienten mit Patienten mit [95 %-Kl];
Ereignis n (%) Ereignis n (%) p-Wert

Gesamtiiberleben?®

44 0(0) 42 0(0) -




Morbiditat

Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
Relatives Risiko
Patientinnen und Patientinnen und [95 %-Kl];
N Patienten mit N Patienten mit p-Wert
Ereignis n (%) Ereignis n (%) Absolute Differenz
(AD)

Transfusionsfreiheit (von Studienbeginn bis Woche 25)

Personen ohne 44 35(79,5) 42 34 (81,0)
Transfusion®

0,98 [0,80; 1,21];
0,913¢

MAVE (Major Adverse Vascular Event)®

44 0(0) 42 1(2,4)

0,32[0,01; 7,61];
0,363¢

Durchbruchhiamolyse

keine geeigneten Daten

Fatigue (FACIT-Fatigue)f
Verbesserung um = 8 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn

43 10 (23,3) 37 1(2,7)

8,60 [1,16; 64,10];
0,008¢
AD =20,6%

Gesundheitszustand (EQ-5D VAS)
Verbesserung um 2 15 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn®

43 11 (25,6) 37 7 (18,9)

1,35[0,58; 3,13];
0,591

Gesundheitsbezogene Lebensqualitat

Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
Patientinnen und Patientinnen und Relatives Risiko
N Patienten mit N Patienten mit [95 %-KI];
Ereignis n (%) Ereignis n (%) p-Wert
EORTC QLQ-C30 . .
Funktionsskalen keine geeigneten Daten




Nebenwirkungen

Endpunkt Crovalimab Eculizumab Crovalimab vs.
Eculizumab
N Patientinnen und N Patientinnen und Relatives Risiko
Patienten mit Ereignis Patienten mit Ereignis [95 %-KI];
n (%) n (%) p-Wert
Absolute Differenz
(AD)P
Unerwiinschte Ereignisse gesamt (ergdnzend dargestellt)
44 35(79,5) 42 28 (66,7) -

Schwerwiegende unerwiinschte Ereignisse (SUE)

44 6 (13,6) 42 1(2,4) 5,73 [0,72; 45,59];
0,066"

Schwere unerwiinschte Ereignisse (CTCAE-Grad 3 oder 4)

44 8(18,2) 42 1(2,4) 7,64 [0,998; 58,46];
0,018M
AD =15,8%

Therapieabbriiche aufgrund von unerwiinschten Ereignissen

44 0(0) 42 0(0) -

Spezifische unerwiinschte Ereignisse

Typ-llI-Hyper- 44 7 (15,9) 42 0 (0) -5
sensitivitats- 0,007"
reaktion! (Typ-IlI-
Allergie [PT,
UEs])

Reaktionen an
der keine geeigneten Daten
Injektionsstelle'

Reaktionen im
Zusammenhang
mit einer
Infusion'

keine geeigneten Daten

Infektionen'™ 44 19 (43,2) 42 17 (40,5) 1,07 [0,65; 1,76];
(Infektionen und 0,827"
parasitare
Erkrankungen
[SOC, UEs])

2 Die Ergebnisse zur Gesamtmortalitat beruhen auf den Angaben zu tédlich verlaufenen UEs.

b Angabe zur absoluten Differenz (AD) nur bei statistisch signifikantem Unterschied; eigene Berechnung.

¢Definiert als der Anteil der Patientinnen und Patienten, die von Studienbeginn bis Woche 25 keine Transfusion
mit Erythrozytenkonzentrat erhalten haben und die gemaR der im Protokoll spezifizierten Richtlinien keine
Transfusion benétigt haben.

4 Berechnung des IQWiG von RR, Kl (asymptotisch) und p-Wert (unbedingter exakter Test CSZ-Methode); der
pU legt p-Werte fiir das Effektmald gewichtete Risikoreduktion vor, diese sind fir die Nutzenbewertung nicht
relevant




¢ definiert als Auftreten eines der folgenden Ereignisse: Thrombophlebitis / tiefe Venenthrombose,
Lungenembolie, Myokardinfarkt, transitorische ischamische Attacke (TIA), instabile Angina Pectoris,
Nierenvenenthrombose, akuter peripherer GefaRverschluss, mesenteriale / viszerale Venenthrombose oder
-infarkt, mesenteriale / viszerale arterielle Thrombose oder Infarkt, Lebervenen- / Pfortaderthrombose (Budd-
Chiari-Syndrom),  zerebraler  Arterienverschluss /  Schlaganfall,  zerebraler  Venenverschluss,
Nierenarterienthrombose, Gangran (nicht traumatisch, nicht diabetisch), Amputation (nicht traumatisch,
nicht diabetisch), dermale Thrombose, sonstige

fEine Zunahme des Scores um = 8 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn wird als klinisch
relevante Verbesserung angesehen (Wertebereich der Skala: 0 bis 52).

8 Eine Zunahme des Scores um > 15 Punkte zu Woche 25 im Vergleich zum Studienbeginn wird als klinisch
relevante Verbesserung angesehen (Wertebereich der Skala: 0 bis 100).

h Berechnungen des IQWiG, p-Wert unbedingter exakter Test (CSZ-Methode)

" Diskrepanz zwischen p-Wert (exakt) und Kl (asymptotisch) aufgrund unterschiedlicher

Berechnungsmethoden.

igemaR Studienprotokoll als UE von besonderem Interesse (AESI) pradefiniert

kKkeine Darstellung von Effektschatzung und Kl, da nicht informativ

'in der Studie als ,ausgewédhltes UE“ (selected AE) dargestellt

M darunter keine Falle von Meningokokken-Meningitis

Verwendete Abkiirzungen:

AD = Absoulute Differenz; CTCAE = Common Terminology Criteria for Adverse Events (gemeinsame
Terminologiekriterien fir unerwiinschte Ereignisse); FACIT-Fatigue: Functional Assessment of Chronic lliness
Therapy-Fatigue; KI = Konfidenzintervall; LDH: Laktatdehydrogenase; MAVE = Major Adverse Vascular Event;
N = Anzahl ausgewerteter Patientinnen und Patienten; n = Anzahl Patientinnen und Patienten mit (mindestens
einem) Ereignis; PGIS: Patient Global Impression of Severity Survey; PT: bevorzugter Begriff; SOC:
Systemorganklasse; SUE: schwerwiegendes unerwiinschtes Ereignis; UE: unerwiinschtes Ereignis; vs. = versus;
VAS: visuelle Analogskala.

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

a) Erwachsene und pédiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler néchtlicher Himoglobinurie (PNH) mit einer
hohen Krankheitsaktivitat, gekennzeichnet durch klinische Symptome einer Himolyse

circa 210 bis 595 Patientinnen und Patienten

b) Erwachsene und padiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die einen
C5- Inhibitor seit > 6 Monaten erhalten und klinisch stabil sind

circa 50 bis 154 Patientinnen und Patienten

3. Anforderungen an eine qualitdtsgesicherte Anwendung

Die Vorgaben der Fachinformation sind zu berticksichtigen. Die europdische Zulassungs-
behorde European Medicines Agency (EMA) stellt die Inhalte der Fachinformation zu Piasky
(Wirkstoff: Crovalimab) unter folgendem Link frei zuganglich zur Verfligung (letzter Zugriff: 10.
Dezember 2024):

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



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

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

GemaR den Vorgaben der Europdischen Zulassungsbehérde (EMA) hinsichtlich zusatzlicher
MalRnahmen zur Risikominimierung ist seitens des pharmazeutischen Unternehmers
Schulungsmaterial, welches Informationen fiir medizinisches Fachpersonal und fir
Patientinnen und Patienten enthilt, sowie ein Patientenpass zur Verfligung zu stellen. Das
Schulungsmaterial sowie der Patientenpass enthalten insbesondere Informationen uber
schwerwiegende Infektionen, Meningokokken-Infektionen und schwerwiegende Hamolyse
nach Absetzen von Crovalimab. Der Patientenpass enthalt zudem auch Informationen lber
Reaktionen im Zusammenhang mit einer Infusion und injektionsbedingte Reaktionen.

Es liegen keine Daten fiir eine Umstellung auf Crovalimab bei klinisch instabilen Patientinnen
und Patienten vor, die nach einer Behandlung mit einem C5-Inhibitor weiterhin eine hohe
Krankheitsaktivitat aufweisen.

4. Therapiekosten
Jahrestherapiekosten:

a) Erwachsene und padiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH) mit einer
hohen Krankheitsaktivitat, gekennzeichnet durch klinische Symptome einer Himolyse

und

b) Erwachsene und pédiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler ndchtlicher Himoglobinurie (PNH), die einen
C5-Inhibitor seit > 6 Monaten erhalten und klinisch stabil sind

Bezeichnung der Therapie Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

Zu bewertendes Arzneimittel:

Crovalimab 368 315,48 €

ZweckmaRige Vergleichstherapie:

Eculizumab 360 229,28 € - 480 305,71 €
Ravulizumab 285 263,55 €-313 339,07 €

Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 15. Februar 2025)

Kosten flr zusatzlich notwendige GKV-Leistungen: entfallt
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Sonstige GKV-Leistungen:

Bezeichnung
der Therapie

Art der
Leistung

Kosten/
Einheit

Anzahl/
Zyklus

Anzahl/

Patientin bzw.

Patient /
Jahr

Kosten/
Patientin bzw.
Patient /

Jahr

ZweckmaRige Vergleichstherapie:

Eculizumab

Zuschlag fir

100 €

22,8-30,4

2280 €-

die 3040¢€
Herstellung
einer
parenteralen
Losung mit
monoklonalen
Antikorpern

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

5. Benennungvon Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen gemaf} § 35a Absatz 3 Satz4 SGB 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 und padiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH) mit einer
hohen Krankheitsaktivitat, gekennzeichnet durch klinische Symptome einer Himolyse

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

b) Erwachsene und padiatrische Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit einem
Korpergewicht von > 40 kg mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die
einen C5- Inhibitor seit > 6 Monaten erhalten und klinisch stabil sind
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— 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.

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.
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