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Das IQWiG dankt dem medizinisch-fachlichen Berater fiir seinen Beitrag zur
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Dossierbewertung ist allein das IQWiG verantwortlich.

Die Beratung beinhaltete die schriftliche Beantwortung von Fragen zu den Themenbereichen
Krankheitsbild / Krankheitsfolgen, Therapieziele, Patientinnen und Patienten im deutschen
Versorgungsalltag, Therapieoptionen, therapeutischer Bedarf und Stand der medizinischen
Praxis. Darliber hinaus konnte eine Einbindung im Projektverlauf zu weiteren spezifischen
Fragen erfolgen.
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1 Hintergrund

Der Gemeinsame Bundesausschuss (GBA) beauftragte das Institut fir Qualitdt und
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG), das Dossier des pharmazeutischen
Unternehmers (pU) im Hinblick auf die folgenden Angaben zu bewerten:

= Anzahl der Patientinnen und Patienten in der Zielpopulation der gesetzlichen
Krankenversicherung (GKV)

= Kosten der Therapie fiir die GKV
Das Dossier wurde dem IQWiG am 30.06.2026 Ubermittelt.

Die Verantwortung fiir die vorliegende Bewertung und fiir das Bewertungsergebnis liegt
ausschlieBlich beim IQWiG. Die Bewertung wird zur Veroffentlichung an den GBA Gbermittelt,
der ein Stellungnahmeverfahren durchfiihrt. Uber die Anzahl der Patientinnen und Patienten
in der GKV-Zielpopulation sowie (iber die Kosten der Therapie fiir die GKV beschlie8t der GBA.

Weitere Informationen zum Stellungnahmeverfahren und zur Beschlussfassung des GBA
sowie die Module 1 bis4 des Dossiers des pU finden sich auf der Website des GBA

(www.g-ba.de).
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2 Anzahl der Patientinnen und Patienten sowie Kosten der Therapie

2.1 Kommentar zur Anzahl der Patientinnen und Patienten mit therapeutisch
bedeutsamem Zusatznutzen (Modul 3 A, Abschnitt 3.2)

Die Angaben des pharmazeutischen Unternehmers (pU) zur Anzahl der Patientinnen und
Patienten mit therapeutisch bedeutsamem Zusatznutzen befinden sich in Modul 3 A
(Abschnitt 3.2) des Dossiers.

2.1.1 Beschreibung der Erkrankung und Charakterisierung der Zielpopulation

Die Cyclin-abhéngige Kinase d&hnliche 5 (CDKL5)-Mangelerkrankung stellt der pU
nachvollziehbar und plausibel dar.

Die Zielpopulation charakterisiert der pU korrekt gemal3 der Fachinformation [1]. Ganaxolon
wird demnach angewendet zur Zusatzbehandlung von epileptischen Anfdllen im
Zusammenhang mit einer CDKL5-Mangelerkrankung bei Patientinnen und Patienten im Alter
von 2 bis 17 Jahren. Ganaxolon kann bei Patientinnen und Patienten ab 18 Jahren weiter
angewendet werden [1].

2.1.2 Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

2.1.2.1 Beschreibung des Vorgehens des pU

Der pU schatzt die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der Zielpopulation der
gesetzlichen Krankenversicherung (GKV) Uber mehrere Schritte, die in Tabelle1
zusammengefasst dargestellt sind und anschlielend beschrieben werden.

Tabelle 1: Schritte des pU zur Ermittlung der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der
GKV-Zielpopulation

Schritt | Vorgehen des pU Anteil [%] Ergebnis
(Patientenzahl)

1 Pravalente Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung |— 709
im Jahr 2024

2 Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung und mit 98,26 697
epileptischen Anfallen

3 Patientinnen und Patienten im Alter von 2 bis 17 Jahren (untere 15,08-98,36 | 105-686
Grenze)

bzw. Patientinnen und Patienten im Alter ab 2 Jahren (obere Grenze)

4 Patientinnen und Patienten, die mit Antikonvulsiva behandelt werden | 90,9-95,2 95-653
5 GKV-Zielpopulation 89,2 85-582

CDKL5: Cyclin-abhédngige Kinase-dhnliche 5; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer
Unternehmer
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Schritt 1: Pravalente Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung im Jahr
2024

Als Ausgangsbasis identifiziert der pU Uber eine orientierende Literaturrecherche die Studie
von Symonds et al. zur Geburtenprdvalenz monogener epileptischer Erkrankungen (u. a.
CDKLS5) in Schottland [2]. In dieser prospektiven Kohortenstudie wurden alle Kinder unter 36
Monaten, die zwischen dem 08.05.2014 und 07.05.2017 in einer schottischen, padiatrischen
Abteilung oder Klinik mit epileptischen Anfillen vorgestellt wurden, berlicksichtigt. Basierend
auf den 4 identifizierten Fallen mit einer CDKL5-Genmutation und einer angenommenen
Anzahl von 169470 Geburten im Studienzeitraum, wird in der Publikation eine
Geburtenpravalenzrate von 2,36 pro 100 000 Lebendgeburten ausgewiesen. Anhand dieser
Schatzung ermittelt der pU eine Inzidenz von 16 Patientinnen und Patienten im Jahr 2024.

Fiir die Schatzung des gesamten Umfangs der Zielpopulation bestimmt der pU im Anschluss
die Zahl der pravalenten Falle. Da laut pU fiir Deutschland keine Daten zur Pravalenz der
CDKL5-Mangelerkrankung vorliegen, greift er auf den methodischen Ansatz aus den
Nutzenbewertungsverfahren zu u. a. Vandetanib [3-6] zuriick. Demnach verwendet der pU die
Formel P, = P41 +1 — (B, + I)* 1-Jahres-Sterberate. Dabei steht Pn fir die Pravalenz
nach n Jahren und | fiir die Inzidenz und es wird eine konstante Sterberate sowie konstante
Inzidenz angenommen. Fir das 1. Jahr wird die Inzidenz mit der Pravalenz gleichgesetzt. Da
laut pU keine Angaben zur Sterberate unter Patientinnen und Patienten mit CDKL5-
Mangelerkrankung vorliegen, legt er eine im Vergleich zur Gesamtbevélkerung erhohte
Sterberate von 2,21 % fest. Diese ergibt sich, indem er 1 Prozentpunkt auf die
durchschnittliche Sterberate in Deutschland im Jahr 2024 von 1,21 % addiert [7,8]. Das
Vorgehen begrindet er mit einer erhdhten Mortalitdt bei &dhnlichen epileptischen
Erkrankungen und bezieht sich auf eine Publikation von Anderson et al. (2014). Dort werden
keine jahrlichen Sterberaten angegeben sondern solche fiir spezifische langere Zeitrdaume,
z. B. eine Sterberate von 22,4 % bis zum Alter von 20 Jahren und von 40,2 % bis zum Alter von
37 Jahren beim Rett-Syndrom [9]. Des Weiteren verweist der pU auf die Schatzung im Dossier
zu Cannabidiol mit einer Sterberate in Hohe von 18 % bis zum 18. Lebensjahr beim Dravet-
Syndrom [10]. Darauf basierend extrapoliert er die Anzahl der pravalenten Patientinnen und
Patienten anhand der Formel Uber einen Zeitraum bis zur Stabilisierung der Pravalenz und
berechnet so eine Gesamtzahl von 709 Patientinnen und Patienten mit CDKL5-
Mangelerkrankung.

Schritt 2: Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung mit epileptischen
Anfillen

Zur Ermittlung des Anteilswerts der Patientinnen und Patienten mit CDKL5-
Mangelerkrankung, die epileptische Anfdlle haben, zieht der pU die Angaben aus dem
narrativen Review von Jakimiec et al. (2020) heran [11]. Darin wird ein Anteil von 1,74 % von
Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung beschrieben, die noch nie einen

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -3-
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epileptischen Anfall hatten. Der Anteil geht zuriick auf eine Auswertung von Fehr et al. auf
Basis der seit 2012 bestehenden International CDKL5 Disorder Database (ICDD) [12]. Von den
im Januar 2016 registrierten Patientinnen und Patienten wurden 172 Fille mit einer als
pathogen eingestuften CDLK5-Mutation und verfligbaren Informationen zur Epilepsie
ausgewertet.

Daraus schlieRt der pU einen Anteil von 98,26 % mit epileptischen Anfdllen. Angewendet auf
die pravalenten Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung aus Schritt 1 ergibt
sich eine Anzahl von 697 Patientinnen und Patienten mit epileptischen Anfallen.

Schritt 3: Patientinnen und Patienten im Alter von 2 bis 17 Jahren und ab 2 Jahren

Im nachsten Schritt berechnet der pU die Patientinnen und Patienten in der Altersgruppe des
Anwendungsgebiets von Ganaxolon. Hierzu gibt der pU eine Spanne an. Fiir die untere Grenze
beriicksichtigt der pU nur Personen im Alter von 2 bis 17 Jahren, fir die obere Grenze alle
Personen ab 2 Jahren. Dies begriindet er damit, dass die Behandlung mit Ganaxolon gemaR
Fachinformation (iber das 18. Lebensjahr hinaus fortgesetzt werden kann, wenn sie davor
begonnen wurde.

Ausgehend von der Bevodlkerungsfortschreibung fiir das Berichtsjahr 2024 zum Stand
20.06.2025 entnimmt der pU eine Anzahl von 83 577 140 Personen in Deutschland mit einem
errechneten Anteil von 15,08 % im Alter von 2 bis 17 Jahren und einem errechneten Anteil
von 98,36 % im Alter ab 2 Jahren [8]. Der pU ermittelt so eine Spanne von 105 bis 686
Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung mit epileptischen Anfdllen im
entsprechenden Alter.

Schritt 4: Patientinnen und Patienten mit Antikonvulsivabehandlung

Zur Bestimmung der Patientinnen und Patienten, fir die eine Zusatzbehandlung infrage
kommt, zieht der pU 2 Studien [13,14] heran, aus denen er einen Anteil von 90,9 % [14] bis
95,2 % [13] an Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung, die bereits eine
medikamentdse Antikonvulsivabehandlung erhalten, ableitet. Ubertragen auf die Patienten-
populationen aus Schritt 3 ergibt sich eine Spanne von 95 bis 653 Patientinnen und Patienten
mit einer bestehenden Antikonvulsivabehandlung.

Schritt 5: GKV-Zielpopulation

Unter Berlicksichtigung eines erwarteten GKV-Anteils von 89,2 % [8,15] ermittelt der pU eine
Spanne von 85 bis 582 Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -4-
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2.1.2.2 Bewertung des Vorgehens des pU

Das Vorgehen des pU ist rechnerisch nachvollziehbar. Die Angaben zur Anzahl der
Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation sind insgesamt unsicher. Die
maRgeblichen Griinde fiir die Einschatzung werden im Folgenden beschrieben.

Zu Schritt 1: Pravalente Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung im Jahr
2024

Wie der pU selbst anmerkt, basiert die Geburtenpravalenz auf einer kleinen Kohorte aus
lediglich 4 eingeschlossenen Personen mit einer CDKL5-Genmutation. Die daraus
resultierende hohe Unsicherheit zeigt sich auch anhand des breiten Konfidenzintervalls, das
Symonds et al. ausweisen. Des Weiteren ist die Datenerhebung in ihrer Aktualitat
eingeschrankt und Symonds et al. weisen darauf hin, dass es durch die ausschlieBliche
Berlicksichtigung von Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung, die unter
epileptischen Anfillen leiden, zu einer Unterschatzung der Geburtenpravalenz gekommen
sein konnte [2].

Der pU geht von einer erhohten Mortalitatsrate bei Patientinnen und Patienten mit CDKL5-
Mangelerkrankung aus. Dies ist basierend auf der verfliigbaren allgemeineren Evidenz zu
friihkindlichen Epilepsien grundsatzlich nachvollziehbar [16]. Die herangezogene Mortalitats-
rate von 2,21 % fiur alle Altersgruppen durch pauschale Addition der Mortalitdtsrate der
Gesamtbevolkerung mit einer Mortalitatsrate, die auf Basis von Kohortenstudien an
Patientinnen und Patienten mit umgrenzten Altersgruppen gewonnen wurde, ist mit
Unsicherheit behaftet. Zusatzliche Unsicherheit ergibt sich daraus, dass die Studien nicht die
Zielpopulation mit CDKL5-Mangelerkrankung untersuchten, sondern jeweils gezielt eine
andere friihkindliche Epilepsie (Rett- oder Dravet-Syndrom) betrachteten. Insgesamt kann die
Mortalitat sowohl héher als auch niedriger liegen.

Die vom pU ermittelte Patientenzahl entspricht einer Pravalenzrate von 8,48 pro 1 Mio.
Personen (bezogen auf den Bevolkerungsstand in Deutschland fiir das Berichtsjahr 2024 [8]).
In einem Posterbeitrag berichten Amin et al. [17] eine aus US-amerikanischen Abrechnungs-
daten aus dem Jahr 2024 ermittelte Pravalenzrate von 2,75 bis 4,13 pro 1 Mio. Personen.
Diese Schatzung ist zwar deutlich niedriger, ist jedoch — wie auch vom pU erlautert — als
Unterschdtzung anzusehen. Beispielsweise erfolgte die Auswertung anhand des — in 2020
spezifisch in den USA eingefiihrten — Diagnosecodes G40.42 fir die CDKL5-Mangelerkrankung
gemdl der Internationalen statistischen Klassifikation der Krankheiten und verwandter
Gesundheitsprobleme, 10. Revision (ICD-10). Aufgrund seiner Neuheit ist mit einer geringen
Nutzung des ICD-10-Codes sowie Fehlcodierungen zu rechnen [17]. Zudem enthielten die
Abrechnungsdaten hauptsachlich Informationen zu Personen mit einem kommerziellen
Versicherungsvertrag.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -5-
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Insgesamt ist die vom pU ermittelte Anzahl der Patientinnen und Patienten mit Unsicherheit
behaftet.

Zu Schritt 2: Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung mit epileptischen
Anfillen

Der pU schrankt die Population aus Schritt 1 weiter ein auf diejenigen mit epileptischen
Anfallen. Diese Einschrankung ist jedoch bereits bei Symonds et al. erfolgt (siehe Schritt 1) und
somit an dieser Stelle nicht notwendig.

Zu Schritt 3: Patientinnen und Patienten im Alter von 2 bis 17 Jahren und ab 2 Jahren

Es ist unklar, wie viele Patientinnen und Patienten im aktuellen Betrachtungsjahr mit CDKL5-
Mangelerkrankung bereits das 18. Lebensjahr erreicht bzw. tGberschritten haben und bereits
vor ihrem 18. Lebensjahr eine Zusatztherapie mit Ganaxolon erhalten haben. Der pU legt
hierfir keine Daten vor, sondern erldutert, dass fliir Ganaxolon seit Oktober 2022 ein
Hartefallprogramm gemdR §2 Abs.1 der Verordnung uber das Inverkehrbringen von
Arzneimitteln ohne Genehmigung oder ohne Zulassung in Hartefallen (AMHV) [18] lauft, was
Patientinnen und Patienten bereits vor Zulassung eine Behandlung mit dem Wirkstoff
ermoglicht. Der Eintritt von Ganaxolon in den deutschen Markt erfolgte im Jahr 2026. Dies
legt insgesamt nahe, dass im aktuellen Betrachtungsjahr nur ein kleiner Anteil der
Zielpopulation tatsdachlich in die Altersgruppe ab 18 Jahre fallt. Die obere Grenze in diesem
Schritt ist somit fir das aktuelle Betrachtungsjahr Uberschatzt. Es ist jedoch davon
auszugehen, dass die Anzahl dieser Patientengruppe tendenziell zunimmt.

Zu Schritt 4: Patientinnen und Patienten mit Antikonvulsivabehandlung

Die vom pU herangezogenen Anteilswerte (90,9 % bis 95,2 %) fiir Patientinnen und Patienten
mit Antikonvulsivabehandlung umfassen auch jene, die nur 1 Antikonvulsivabehandlung
erhalten. Ein Teil dieser Patientinnen und Patienten kann mit dieser Behandlung bereits gut
eingestellt sein und im Betrachtungsjahr demzufolge keine Zusatzbehandlung bendtigen.
Ganaxolon ist jedoch ausschlieBlich als Zusatztherapie zugelassen. Eine Bericksichtigung
derjenigen, die eine Kombinationstherapie erhalten, hatte diesem Aspekt mehr Rechnung
getragen. Auf Basis der vom pU herangezogenen Publikationen [13,14] ergibt sich fir
Patientinnen und Patienten mit CDKL5-Mangelerkrankung, die eine Kombinationstherapie
erhalten, eine niedrigere Anteilsspanne.

2.1.2.3 Zukiinftige Anderung der Anzahl der Patientinnen und Patienten

Der pU geht zwar insbesondere aufgrund einer verbesserten molekulargenetischen Diagnostik
von einer Zunahme der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation aus.
Da sich dies nicht quantifizieren lasst, ermittelt der pU die Patientenzahlen anhand einer
konstanten Pravalenzrate von rund 0,848 pro 100 000 Personen, die seiner Pravalenz-
schatzung (siehe Abschnitt 2.1.2.1, Schritt 1) zugrunde liegt, der Bevolkerungsentwicklung

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -6-
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gemaR der 15. koordinierte Bevolkerungsvorausberechnung (Variante G2L2W2: moderate
Entwicklung der Geburtenhaufigkeit, der Lebenserwartung und des Wanderungssaldos) des
statistischen Bundesamtes [19] sowie anhand der Anteilswerte der Schritte 2 bis 5 seiner
Herleitung (siehe Abschnitt 2.1.2.1). Fiir das Jahr 2031 ermittelt der pU auf diese Weise eine
Anzahl von 81 bis 575 Patientinnen und Patienten.

2.1.2.4 Anzahl der Patientinnen und Patienten — Zusammenfassung

Tabelle 2: Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

Bezeichnung |Bezeichnung der Anzahl der Patientinnen | Kommentar

der Therapie |Patientengruppe und Patienten®

Ganaxolon Patientinnen und Patienten |85-582 Die Angaben zur Anzahl der
im Alter von 2 bis 17 Jahren Patientinnen und Patienten in der
mit epileptischen Anféllen GKV-Zielpopulation sind insgesamt
im Zusammenhang mit unsicher. Maligeblich hierfir sind:
einer CDKL5- = fehlende aktuelle Daten zur
Mangelerkrankung und Privalenz der CDKLS5-
Patientinnen und Patienten, Mangelerkrankung im Alter von 2
die ab 18 Jahren mit bis 17 Jahren

Ganaxolon weiterbehandelt

; = die angesetzte Mortalitatsrate
werden; als Zusatztherapie

= der Einbezug von zukiinftigen
Patientinnen und Patienten in der
Obergrenze

Es ist jedoch davon auszugehen, dass
die GKV-Zielpopulation, fir die eine
(Weiter-)Behandlung mit Ganaxolon
infrage kommt, tendenziell zunimmt.

a. Angabe des pU

CDKLS5: Cyclin-abhangige Kinase-dhnliche 5; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer
Unternehmer

2.2 Kommentar zu den Kosten der Therapie fiir die GKV (Modul 3 A, Abschnitt 3.3)

Die Angaben des pU zu den Kosten der Therapie fir die GKV befinden sich in Modul 3 A
(Abschnitt 3.3) des Dossiers.

2.2.1 Behandlungsdauer und Verbrauch

Die Angaben des pU zur Behandlungsdauer und zum Verbrauch entsprechen der
Fachinformation [1].

Der pU geht von einer kontinuierlichen Behandlung aus. Dies ist plausibel.

Der Verbrauch von Ganaxolon richtet sich nach dem Korpergewicht fiir Patientinnen und
Patienten mit <28 kg Korpergewicht und betragt taglich 33 bis 63 mg/kg verteilt auf 3
Einzeldosen [1]. Ab > 28 kg Kérpergewicht ist die Dosierung von Ganaxolon unabhangig vom
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Korpergewicht mit einer Spanne der Gesamtdosis von 900 bis 1800 mg/Tag verteilt auf 3
Einzeldosen [1].

Fiir seine Berechnungen des Verbrauchs von Patientinnen und Patienten mit einem
Korpergewicht von < 28 kg legt der pU fiir die untere Grenze ein Kérpergewicht von 11,9 kg
zugrunde. Laut pU handelt es sich dabei um das durchschnittliche Korpergewicht von
2-jahrigen Patientinnen und Patienten der Zulassungsstudie Marigold. Der pU verweist hierflr
auf Modul 4 A des Dossiers, die Angabe lasst sich dort jedoch nicht nachvollziehen. Zudem
weicht das Vorgehen des pU von der empfohlenen Berechnung basierend auf der amtlichen
Reprasentativstatistik ,,Mikrozensus 2017 — KérpermaRe der Bevolkerung” [20] fir die untere
Grenze des Verbrauchs ab. Dieser lasst sich fiir 2-Jdhrige ein durchschnittliches Kérpergewicht
von 14,1 kg entnehmen, wodurch sich fiir die untere Grenze ein hoherer Verbrauch ergibt.

2.2.2 Kosten des zu bewertenden Arzneimittels
Die Angaben des pU zu den Kosten von Ganaxolon geben korrekt den Stand der Lauer-Taxe
vom 01.07.2026 wieder.

2.2.3 Kosten fiir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen

Der pU gibt korrekt an, dass der Fachinformation [1] keine zusatzlich notwendigen GKV-
Leistungen zu entnehmen sind. Dies ist nachvollziehbar.
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2.2.4 Jahrestherapiekosten fiir die GKV — Zusammenfassung

Tabelle 3: Kosten fiir die GKV fir die zu bewertende Therapie pro Patientin oder Patient bezogen auf 1 Jahr

23.09.2026

Mangelerkrankung
und Patientinnen
und Patienten, die
ab 18 Jahren mit
Ganaxolon
weiterbehandelt
werden; als
Zusatztherapie

Bezeichnung der Bezeichnung der Arzneimittel- Kosten fiir | Kosten fiir Jahres- Kommentar
Therapie Patientengruppe kosten in €° zusatzlich sonstige GKV- | therapie-
notwendige | Leistungen kosten in €°
GKV- (gemaR
Leistungen |Hilfstaxe) in €°
in €
Ganaxolon Patientinnen und < 28 kg Korpergewicht Die Angaben des pU fiir Patientinnen und Patienten
Patientfzn im Alter 74 749,80 0 0 74 749,80~ mit einem Kérpez'rge{yvicht's 2'8 kg si'nd fUr die
von 2 bis 17 Jahren 337 811,58 337 811,58 Obergrenze sowie fiir diejenigen mit einem
mit epileptischen - : Kérpergewicht > 28 kg plausibel.
Anfillen im > 28 kg Korpergewicht Fir die Untergrenze derjenigen mit einem
Zusammenhang mit | 172 499,53— 0 0 172 499,53— | Kérpergewicht < 28 kg ergeben sich auf Basis des
einer CDKL5- 344 999,06 344 999,06 |durchschnittlichen Kérpergewichts fir 2-Jahrige von

14,1 kg gemal des Mikrozensus 2017 [20] héhere

Kosten.

a. Angabe des pU

CDKLS5: Cyclin-abhangige Kinase-ahnliche 5; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer
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2.2.5 Versorgungsanteile

Der pU macht keine quantitativen Angaben zu den Versorgungsanteilen. Zudem verweist er
auf Kontraindikationen gemall der Fachinformation von Ganaxolon [1]. Er geht davon aus,
dass Ganaxolon in der Regel im ambulanten Versorgungsbereich eingesetzt wird.
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Anhang A Offenlegung von Beziehungen der externen Sachverstandigen

Externe Sachverstdndige

Diese Dossierbewertung wurde unter Einbindung eines externen Sachverstindigen (eines
medizinisch-fachlichen Beraters) erstellt. Medizinisch-fachliche Beraterinnen oder Berater,
die wissenschaftliche Forschungsauftrage fiir das Institut bearbeiten, haben gemaf® § 139b
Abs.3 Satz2 SGBV ,alle Beziehungen zu Interessenverbdnden, Auftragsinstituten,
insbesondere der pharmazeutischen Industrie und der Medizinprodukteindustrie,
einschliefllich Art und Hohe von Zuwendungen” offenzulegen. Das Institut hat von dem
Berater ein ausgefiilltes Formular ,Formblatt zur Offenlegung von Beziehungen” erhalten. Die
Angaben wurden durch das speziell fir die Beurteilung der Interessenkonflikte eingerichtete
Gremium des Instituts bewertet. Es wurden keine Interessenkonflikte festgestellt, die die
fachliche Unabhangigkeit im Hinblick auf eine Bearbeitung des vorliegenden Auftrags
gefahrden. Im Folgenden sind die Angaben zu Beziehungen zusammengefasst. Alle
Informationen beruhen auf Selbstangaben der Person anhand des ,Formblatts zur
Offenlegung von Beziehungen”. Die in diesem Formblatt verwendeten Fragen befinden sich
im Anschluss an diese Zusammenfassung.

Name Frage 1 Frage 2 Frage 3 Frage 4 Frage 5 Frage 6 Frage 7

Brandl, Ulrich nein ja ja nein nein nein nein
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Im ,,Formblatt zur Offenlegung von Beziehungen” wurden folgende 7 Fragen gestellt:

Frage 1: Sind oder waren Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor
bei einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbst-
verwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband angestellt oder fur diese / dieses / diesen selbststandig oder ehrenamtlich tatig
bzw. sind oder waren Sie freiberuflich in eigener Praxis tatig?

Frage 2: Beraten Sie oder haben Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre
davor eine Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. eine Klinik, eine Einrichtung der
Selbstverwaltung, eine Fachgesellschaft, ein Auftragsforschungsinstitut), ein pharma-
zeutisches Unternehmen, einen Medizinproduktehersteller oder einen industriellen Interes-
senverband beraten (z.B. als Gutachter/-in, Sachverstandige/r, in Zusammenhang mit
klinischen Studien als Mitglied eines sogenannten Advisory Boards / eines Data Safety
Monitoring Boards [DSMB] oder Steering Committees)?

Frage 3: Haben Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor direkt oder
indirekt von einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der
Selbstverwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband Honorare erhalten (z. B. fiir Vortrage, Schulungstatigkeiten, Stellungnahmen oder
Artikel)?

Frage 4: Haben Sie oder hat |hr Arbeitgeber bzw. lhre Praxis oder die Institution, fiir die Sie
ehrenamtlich tatig sind, innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor von
einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbst-
verwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband sogenannte Drittmittel erhalten (d.h. finanzielle Unterstlitzung z.B. fir
Forschungsaktivitdten, die Durchfihrung klinischer Studien, andere wissenschaftliche
Leistungen oder Patentanmeldungen)? Sofern Sie in einer grofReren Institution tatig sind,
genigen Angaben zu lhrer Arbeitseinheit, z. B. Klinikabteilung, Forschungsgruppe.

Frage 5: Haben Sie oder hat Ihr Arbeitgeber bzw. lhre Praxis oder die Institution, fiir die Sie
ehrenamtlich tatig sind, innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor
sonstige finanzielle oder geldwerte Zuwendungen, z. B. Ausristung, Personal, Unterstiitzung
bei der Ausrichtung einer Veranstaltung, Ubernahme von Reisekosten oder Teilnahme-
gebihren fir Fortbildungen / Kongresse erhalten von einer Einrichtung des Gesundheits-
wesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbstverwaltung, einer Fachgesellschaft,
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einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharmazeutischen Unternehmen, einem Medizin-
produktehersteller oder einem industriellen Interessenverband? Sofern Sie in einer grof3eren
Institution tatig sind, genigen Angaben zu lhrer Arbeitseinheit, z.B. Klinikabteilung,
Forschungsgruppe.

Frage 6: Besitzen Sie Aktien, Optionsscheine oder sonstige Geschaftsanteile einer Einrichtung
des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einem Auftragsforschungsinstitut), eines pharma-
zeutischen Unternehmens, eines Medizinprodukteherstellers oder eines industriellen Interes-
senverbands? Besitzen Sie Anteile eines sogenannten Branchenfonds, der auf pharma-
zeutische Unternehmen oder Medizinproduktehersteller ausgerichtet ist? Besitzen Sie
Patente fiir ein pharmazeutisches Erzeugnis, ein Medizinprodukt, eine medizinische Methode
oder Gebrauchsmuster fiir ein pharmazeutisches Erzeugnis oder ein Medizinprodukt?

Frage 7: Sind oder waren Sie jemals an der Erstellung einer medizinischen Leitlinie oder
klinischen Studie beteiligt, die eine mit diesem Projekt vergleichbare Thematik behandelt/e?
Gibt es sonstige Umstdnde, die aus Sicht von unvoreingenommenen Betrachtenden als
Interessenkonflikt bewertet werden kénnen, z. B. Aktivitdten in gesundheitsbezogenen Inte-
ressengruppierungen bzw. Selbsthilfegruppen, politische, akademische, wissenschaftliche
oder personliche Interessen?
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