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Hemmbkorper, mit schwerem Blutungsphénotyp)
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Neues Anwendungsgebiet (laut Zulassung vom 23. Januar 2023):

Emicizumab (Hemlibra) wird angewendet als Routineprophylaxe von Blutungsereignissen bei
Patienten mit Hdmophilie A (hereditarer Faktor-VIlI-Mangel):

e mit Faktor-VIll-Hemmkd&rper
e ohne Faktor-VIll-Hemmkd&rper mit
0 schwerer Erkrankung (FVIII < 1 %)
0 mittelschwerer Erkrankung (FVIIl 21 % und < 5 %) mit schwerem
Blutungsphanotyp.

Hemlibra kann bei allen Altersgruppen angewendet werden.
Anwendungsgebiet des Beschlusses (Beschluss vom 17. August 2023):

Emicizumab (Hemlibra) wird angewendet als Routineprophylaxe von Blutungsereignissen bei
Patienten mit Hamophilie A (hereditarer Faktor-VIlI-Mangel) ohne Faktor-VIlIl-Hemmkdorper
mit mittelschwerer Erkrankung (FVIII = 1 % und < 5 %) mit schwerem Blutungsphanotyp bei
allen Altersgruppen.

1. Zusatznutzen des Arzneimittels im Verhaltnis zur zweckmaRigen Vergleichstherapie

Patientinnen und Patienten mit mittelschwerer Himophilie A (hereditarer Faktor-VIll-Mangel,
FVIIl > 1% und £ 5%) und einem schweren Blutungsphdnotyp ohne Faktor-VIll-Hemmkdrper,
die fur eine Routineprophylaxe in Frage kommen

ZweckmaRige Vergleichstherapie:

- plasmatische oder rekombinante Blutgerinnungsfaktor-VIlI-Prdparate, eingesetzt als
Routineprophylaxe

Ausmafd und Wahrscheinlichkeit des Zusatznutzens von Emicizumab gegeniiber der
zweckmaBigen Vergleichstherapie:

Ein Zusatznutzen ist nicht belegt.



Studienergebnisse nach Endpunkten:?

Patientinnen und Patienten mit mittelschwerer Himophilie A (hereditarer Faktor-VIll-Mangel,
FVII > 1% und < 5%) und einem schweren Blutungsphdnotyp ohne Faktor-VIll-Hemmkaorper,
die flir eine Routineprophylaxe in Frage kommen

Es wurden keine geeigneten Daten gegenliber der zweckmaligen Vergleichstherapie
vorgelegt.

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.

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

{1 negativer statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei niedriger/unklarer Aussagesicherheit
M positiver statistisch signifikanter und relevanter Effekt bei hoher Aussagesicherheit

4 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

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

Patientinnen und Patienten mit mittelschwerer Himophilie A (hereditarer Faktor-VIll-Mangel,
FVIIl > 1% und £ 5%) und einem schweren Blutungsphdnotyp ohne Faktor-VIll-Hemmkdrper,
die fur eine Routineprophylaxe in Frage kommen

ca. 220 — 240 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 Hemlibra
(Wirkstoff: Emicizumab) unter folgendem Link frei zuganglich zur Verfigung (letzter
Zugriff: 10. Juli 2023):

1 Daten aus der Dossierbewertung des IQWiG (A23-10) sofern nicht anders indiziert.



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

Die Einleitung und Uberwachung der Behandlung mit Emicizumab soll durch in der
Behandlung der Hamophilie erfahrene Facharztinnen und Facharzte erfolgen.

GemaR den Vorgaben der Europdischen Zulassungsbehérde (EMA) hinsichtlich zusatzlicher
MalBnahmen zur Risikominimierung ist seitens des pharmazeutischen Unternehmers
Schulungsmaterial fur medizinisches Fachpersonal, Patienten/ Betreuungspersonen
(Patientenpass und Trainingsmaterial) sowie fir Laborpersonal zur Verfiigung zu stellen. Das
Schulungsmaterial enthalt spezifische Informationen zum Umgang mit thrombotischer
Mikroangiopathie und Thromboembolie, zur Anwendung von Bypassing-Praparaten und zum
Einfluss von Emicizumab auf Gerinnungstests (Gefahr von Missinterpretationen).

4. Therapiekosten

Jahrestherapiekosten:

Patientinnen und Patienten mit mittelschwerer Himophilie A (hereditarer Faktor-VIll-Mangel,
FVIIl > 1% und £ 5%) und einem schweren Blutungsphdnotyp ohne Faktor-VIll-Hemmkdrper,
die fur eine Routineprophylaxe in Frage kommen

Bezeichnung der Therapie Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

Zu bewertendes Arzneimittel:
Emicizumab? Erwachsene 384 551,70 €-410681,38 €
12 bis <18 Jahre | 275719,98 € - 338 927,55 €
6 bis < 12 Jahre 182 847,56 € - 204 224,15 €
< 6 Jahre 92 872,42 €-112975,85 €

Zweckmalige Vergleichstherapie:

rekombinante Blutgerinnungsfaktor-VIlI-Prdparate

Damoctogcog alfa pegol

Erwachsene 191 354,96 € - 268 117,32 €
12 bis < 18 Jahre 108 480,02 € - 229 903,28 €

Efmoroctocog alfa

Erwachsene 187 471,30€-312 537,77 €
12 bis< 18 Jahre | 112 162,31€-277 940,89 €
6 bis < 12 Jahre 56 758,23 € - 168 515,56 €
< 6 Jahre 33919,45€- 94 622,97 €

Lonoctocog alfa

Erwachsene 130649,31€-472 695,54 €
12 bis < 18 Jahre 74 518,18 € -414 026,77 €

2 Die Kosten stellen die kontinuierliche Gabe in der Erhaltungsphase dar.


https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/hemlibra-epar-product-information_de.pdfhttps:/www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/hemlibra-epar-product-information_de.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/hemlibra-epar-product-information_de.pdfhttps:/www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/hemlibra-epar-product-information_de.pdf

Bezeichnung der Therapie

Jahrestherapiekosten/ Patientin bzw. Patient

6 bis < 12 Jahre

57 099,04 € - 250 859,34 €

< 6 Jahre

37 744,08 € - 140 764,69 €

Moroctocog alfa

Erwachsene

196 516,29 € - 574 322,03 €

12 bis < 18 Jahre

111 488,15 € - 489 881,10 €

6 bis < 12 Jahre

56 309,37 €- 294 693,70 €

< 6 Jahre

28718,77 € - 167 186,43 €

Octocog alfa

Erwachsene

166 158,24 € - 485 593,85 €

12 bis < 18 Jahre

94 255,91 €- 414 200,38 €

6 bis < 12 Jahre

47 610,86 € - 368 102,50 €

< 6 Jahre

24 291,47 € - 207 429,50 €

Rurioctocog alfa pegol

Erwachsene

240 654,52 €-293 231,11 €

12 bis < 18 Jahre

138 595,93 € - 258 825,67 €

Simoctocog alfa

Erwachsene

141 277,88 € - 413 430,03 €

12 bis < 18 Jahre

79921,61 € - 352 657,53 €

6 bis < 12 Jahre

40 526,10 € - 180622,08 €

< 6 Jahre

20830,17 €- 119 849,58 €

Turoctocog alfa

Erwachsene

165 965,42 € - 398 170,94 €

12 bis < 18 Jahre

94 628,26 € - 351 582,51 €

6 bis < 12 Jahre

72 787,00 € - 260 590,55 €

< 6 Jahre

48 039,82 € - 141 218,25 €

Turoctocog alfa pegol

Erwachsene

274 483,41 €

12 bis < 18 Jahre

154 327,13 €-243 957,25 €

Humane plasmatische Préparate

Erwachsene

119 808,78 € - 357 636,13 €

12 bis < 18 Jahre

68 300,47 € - 305 578,00 €

6 bis < 12 Jahre

34714,93 €-179 663,95 €

< 6 Jahre

17 921,54 € - 102 422,65 €

Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 1. August 2023)

Kosten fir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen: entfallt




5. Benennung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen gemaR § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB
V, die in einer Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel eingesetzt
werden kénnen

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

Patientinnen und Patienten mit mittelschwerer Himophilie A (hereditarer Faktor-VIll-Mangel,
FVII > 1% und < 5%) und einem schweren Blutungsphdnotyp ohne Faktor-VIll-Hemmkaorper,
die flir eine Routineprophylaxe in Frage kommen

Kein in Kombinationstherapie einsetzbares Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen, fiir das die
Voraussetzungen des § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V erfillt sind.

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