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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)

2.1.1 Beschreibung der Erkrankung und Charakterisierung der Zielpopulation

Der pU stellt die Erkrankung der metachromatischen Leukodystrophie (MLD), nachvollziehbar
und plausibel dar.

Die Zielpopulation charakterisiert der pU korrekt gemaRk des Dokuments Zusammenfassung
der Merkmale des Arzneimittels [1]. Demnach wird Atidarsagen autotemcel / OTL-200 zur
Behandlung von metachromatischer Leukodystrophie (MLD) angewendet, die durch
Mutationen in beiden Allelen des Gens fiir die Arylsulfatase A (ARSA) gekennzeichnet ist,
welche zu einer Verringerung der enzymatischen Aktivitat von ARSA fihrt:

= bei Kindern mit im prasymptomatischen spaten Sauglingsalter (pre-symptomatic late
infantile) oder prasymptomatischen friihen Kindesalter (pre-symptomatic early juvenile)
auftretenden Formen,

= bei Kindern mit der im frithsymptomatischen frithen Kindesalter (early symptomatic
early juvenile) auftretenden Form, die jedoch noch selbstdndig gehen kénnen, vor dem
Einsetzen einer kognitiven Verschlechterung.

Der pU hat fiir den zu bewertenden Wirkstoff bereits in einem friheren
Nutzenbewertungsverfahren ein Dossier vorgelegt. In diesem Verfahren hat der GBA mit
Beschluss vom 20.06.2024 eine Befristung bis zum 01.07.2026 ausgesprochen [2,3].

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) Gber mehrere Schritte. Das Vorgehen des pU wird
zusammenfassend in Abbildung 1 dargestellt und im Anschluss naher erldutert.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -2-
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Schritt 1
Anzahl der Lebendgeburten im Jahr 2024
(677 117)

v

Schritt 2
MLD-Patientinnen und -Patienten bezogen auf
die Lebendgeburten
0,0006-0,0014 % (5-10)

[

. '

Schritt 3a: Schritt 3b:
Patientinnen und Patienten mit LI-MLD Patientinnen und Patienten mit EJ-MLD
39,20-42,71% (2-5) 19,79-32,00 % (1-4)
A A 4 A
Schritt 4a: Schritt 4b1: Schritt 4b2:
Prasymptomatische Patientinnen Prasymptomatische Patientinnen Frihsymptomatische Patientinnen
und Patienten mit LI-MLD und Patienten mit EJ-MLD und Patienten mit EJ-MLD
7,89 % (1) 23,53% (1) 52,94 % (1-3)
Schritt 5:

Prasymptomatische Patienten mit LI- oder EJ-MLD und
frlhsymptomatische Patienten mit EJ-MLD
Summe aus 4a, 4b1 und 4b2 (3-5)

v

Schritt 6:
Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation
89,31% (3-5)

Angabe der Anzahl an Patientinnen und Patienten fiir den jeweiligen Schritt in Klammern, es handelt sich
jeweils um aufgerundete Werte

EJ: early juvenile; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; LI: late infantile; MLD: metachromatische
Leukodystrophie; pU: pharmazeutischer Unternehmer

Abbildung 1: Schritte des pU zur Ermittlung der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der
GKV-Zielpopulation (eigene Darstellung)

Schritt 1 und 2: Haufigkeit fir MLD bei Neugeborenen

Zunachst bestimmt der pU die Haufigkeit der MLD bei Neugeborenen. Hierzu bildet er eine
Spanne. Die Untergrenze von 0,6 Fallen pro 100 000 Geburten entnimmt er einer Studie von
Heim et al. (1997) mit Daten aus Deutschland [4]. Dabei handelt es sich um eine
klinikiibergreifende registerbasierte Erhebung (,Leukodystrophie-Register”) aus dem Jahr
1994, an der sich 353 Abteilungen fir Padiatrie, 300 neurologische Abteilungen und 24
neuropathologische Abteilungen in Deutschland beteiligt haben. Die Obergrenze von 1,47

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -3-
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Fallen pro 100 000 Geburten stammt aus der Orphanet-Berichtsreihe zu seltenen Krankheiten
und bezieht sich laut Quelle auf europdische Daten (Stand 07/2025) [5]. Bezogen auf die
Anzahl an Lebendgeburten in Deutschland aus dem Jahr 2024 (n = 677 117) [6], schatzt der
pU, dass in Deutschland pro Jahr 5 bis 10 Kinder mit MLD geboren werden.

Schritt 3: Kinder mit den relevanten Krankheitsformen

Die relevanten Krankheitsformen der MLD fiir das vorliegende Anwendungsgebiet sind das
spate Saduglingsalter (late infantile [LI]) und das friihe Kindesalter (early juvenile [EJ]) [1]. Die
Abgrenzung der beiden Formen ist abhadngig vom Alter. Zur Bestimmung entsprechender
Anteile zieht der pU erneut die Studie von Heim et al. (1997) [4] sowie eine Studie von
Santhanakumaran et al. (2022) [7] heran, in der Daten von 96 Patientinnen und Patienten mit
genetisch / biochemisch bestatigter MLD aus dem deutschen Forschungsnetzwerk LEUKONET
analysiert wurden.

Von 125 Patientinnen und Patienten mit MLD, die in der Studie von Heim et al. (1996) [4]
identifiziert wurden, lag laut Publikation bei 49 (39,20 %) die Krankheitsform der LI-MLD vor.
In der Studie von Santhanakumaran et al. (2022) [7] lag bei 41 von 96 Patientinnen und
Patienten (42,71 %) eine LI-MLD vor. Aus diesen beiden Werten bildet der pU eine Spanne,
Ubertragt diese auf die Anzahl aus Schritt 2 und weist eine Anzahl von 2 bis 5 Patientinnen und
Patienten mit LI-MLD aus (Schritt 3a).

Entsprechend geht der pU fiir die Form EJ vor: Aus der Studie von Heim et al. berechnet er
einen Anteil von 32,00 % (40 von 125 Patientinnen und Patienten) und aus der Studie von
Santhanakumaran et al. (2022) [7] einen Anteil von 19,79 % (19 von 96 Patientinnen und
Patienten). Hieraus bildet er eine Spanne von 19,79 % bis 32,00 %, die er auf die Anzahl aus
Schritt 2 Gibertragt und letztlich eine Anzahl von 1 bis 4 Patientinnen und Patienten mit EJ-MLD
(Schritt 3b) ausweist.

Schritt 4: Kinder mit dem relevanten Symptomstatus in den relevanten Krankheitsformen

Das vorliegende Anwendungsgebiet beschrankt sich auf die Behandlung von
prasymptomatischer LI- und EJ-MLD sowie auf frihsymptomatische EJ-MLD [1]. Der pU
versteht unter Prasymptomatik die Abwesenheit von Symptomen und klinischen Anzeichen,
die mittels korperlicher Untersuchung oder Beobachtung der Patientinnen und Patienten
festgestellt werden kdnnen. Zur Bestimmung der Anteile des relevanten Symptomstatus greift
der pU erneut auf die Studie von Santhanakumaran et al. (2022) [7] zurlick. Dort finden sich
Angaben zum Anteil der prasymptomatischen Kinder u. a. in den beiden Gruppen LI und EJ
sowie Angaben zum Anteil der Kinder, die bereits klinische Merkmale aufweisen
(frihsymptomatische Kinder). Der Beginn der klinischen Symptome der MLD wurde definiert
anhand der—von den Eltern berichteten und durch medizinische Unterlagen belegten —ersten
Anzeichen in den motorischen, kognitiven und verhaltensbezogenen Funktionen,

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -4-



Dossierbewertung G26-21 Version 1.0

Atidarsagen autotemcel / OTL-200 (metachromatische Leukodystrophie) 29.09.2026

einschlielllich einer Stagnation oder eines Rickgangs der Entwicklung. Die klinischen
Merkmale bei Ausbruch der Erkrankung wurden in der Studie klassifiziert in motorische,
kognitive oder gemischte (motorische und kognitive) Symptome. Der pU geht im Rahmen
seiner Anteilsermittlung so vor, dass er zunachst Patientinnen und Patienten ausschlief3t, bei
denen keine Angaben zum Symptomstatus vorliegen (3 mit LI-MLD bzw. 2 EJ-MLD). Mit Bezug
auf frihsymptomatische EJ-MLD berticksichtigt er zudem ausschlieBlich solche Patientinnen
und Patienten, bei denen eine rein motorische Symptomatik vorliegt. Hieraus berechnet er
folgende Anteilswerte, die er auf die relevante Krankheitsform aus Schritt 3a bzw. Schritt 3b
Ubertragt:

= 7,89 % (3 von 38) und entsprechend 1 prasymptomatische LI-MLD Patientin und Patient
(Schritt 4a).

= 23,53% (4 von 17) und entsprechend 1 prasymptomatische EJ-MLD Patientin und
Patient (Schritt 4b1).

= 52,94 % (9 von 17) und entsprechend 1 bis 3 frihsymptomatische EJ-MLD Patientinnen
und Patienten.

Schritt 5: Gesamtzahl der Kinder in der Zielpopulation

In Schritt 5 addiert der pU die Teilergebnisse aus den Schritten 4a, 4b1 und 4b2 jeweils fiir die
Unter- und Obergrenze separat zu einer Spanne von insgesamt 3 bis 5 Patientinnen und
Patienten in der Zielpopulation.

Schritt 6: GKV-Zielpopulation

Der pU ermittelt einen GKV-Anteil in Hohe von 89,31 % [8,9]. Ubertragen auf die Anzahlen aus
Schritt 5 ergibt sich weiterhin eine Anzahl von 3 bis 5 Patientinnen und Patienten in der GKV-
Zielpopulation

2.1.2.2 Bewertung des Vorgehens des pU

Das Vorgehen des pU zur Ermittlung der Zielpopulation ist rechnerisch weitgehend
nachvollziehbar. Es liegen jedoch methodische Limitationen und Unsicherheiten vor.

Die angegebene Spanne der GKV-Zielpopulation liegt trotz der unten beschriebenen
Unsicherheit und der systematischen Aufrundung in den einzelnen Rechenschritten —
insbesondere aufgrund ihres geringen Gesamtumfangs — in einer weitgehend plausiblen
GroRenordnung. Im Folgenden werden die kritischen Aspekte der Herleitung erldutert.

Zu Schritt 2: Patientinnen und Patienten mit MLD

Es ist zunachst anzumerken, dass die Untergrenze, die der pU aus der Studie von Heim et al.
(1997) heranzieht, auf Daten basiert, die vor tiber 30 Jahren gewonnen wurden und damit
eine eingeschrankte Aktualitdt aufweisen. Fiir die Obergrenze ist darauf hinzuweisen, dass die

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -5-
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Angaben des Orphanet-Berichts zwar auf systematischen Literaturrecherchen zur
Abschdtzung der Haufigkeit seltener Krankheiten in Europa basieren, jedoch keine Angaben
Uber den Veroffentlichungszeitraum der eingeschlossenen Studien enthalten. Die Autorinnen
und Autoren von Orphanet weisen zudem insbesondere darauf hin, dass eine Bewertung der
Validitat der publizierten Studien nicht erfolgt [5].

Zu Schritt 3: Kinder mit den relevanten Krankheitsformen

Zur Einteilung der MLD in die Krankheitsformen LI und EJ zieht der pU zur Bildung einer Spanne
Angaben von Heim et al. (1997) [4] sowie von Santhanakumaran et al. (2022) [7] heran. Dabei
ist anzumerken, dass fiir diese beiden Krankheitsformen in den Studien unterschiedliche
Altersgrenzen definiert sind:

=  BeiHeim et al. (1997) [4] werden alle MLD-Falle mit Diagnose < 4 Jahre der LI-Gruppe
zugeordnet, wahrend bei Santhanakumaran et al. (2022) [7] die MLD-Falle mit Diagnose
< 2,5 Jahre der LI-Gruppe zugewiesen wurden.

= Die EJ-Gruppe wird bei Santhanakumaran et al. (2022) [7] definiert mit einer Diagnose
< 6 Jahre. Bei Heim et al. (1997) [4] wird nicht zwischen den Formen EJ und late juvenile
unterschieden, sondern ausschlieRlich die juvenile Form beschrieben, fiir die ein Alter
zwischen 4 bis 6 Jahre angegeben wird.

Die unterschiedliche Operationalisierung der Altersklassen fiir das Vorliegen einer LI- bzw. EJ-
MLD fuhrt insbesondere bei den vom pU herangezogenen Anteilswerten aus Heim et al.
(1997) [4] zur Unsicherheit, da davon auszugehen ist, dass die Einteilung bei Santhanakumaran
et al. (2022) [7] dem aktuellen Stand der Forschung entspricht [10-12]. Infolgedessen besteht
auch eine fragliche Ubertragbarkeit der Anteilswerte, die zum relevanten Symptomstatus aus
der Studie von Santhanakumaran et al. (2022) [7] gewonnen wurden (Schritt 4), auf die
Anzahlen aus Schritt 3, die auf Grundlage von Heim et al. ermittelt wurden.

AbschlieBend ist darauf hinzuweisen, dass in der Studie von Heim et al. (1997) nicht bei allen
Patientinnen und Patienten Angaben zur Krankheitsform vorlagen (13 von 125 mit
unbekannter Form). Werden diese herausgerechnet, so ergeben sich leicht hdhere Anteile fiir
das Vorliegen einer LI-MLD bzw. EJ-MLD. Dies hat jedoch in der vorliegenden Berechnung
keine Auswirkung auf die GroRRe der GKV-Zielpopulation.

Einordnung im Vergleich zu bisherigen Verfahren

Im vorangegangenen Verfahren zu Atidarsagen autotemcel/OTL-200 in diesem
Anwendungsgebiet aus dem Jahr 2021 wurden 1 bis 3 Patientinnen und Patienten vom pU
hergeleitet und vom GBA beschlossen [2,3].

Die aktuelle Herleitung des pU unterscheidet sich in folgenden Punkten:

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -6-
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= in Schritt 1 wurden die Lebendgeburten im Jahr 2024 herangezogen (677 117), im
friiheren Verfahren der Durchschnitt der Jahre 2015 bis 2019 (776 046),

= in Schritt 2 wurde fiir die Obergrenze ein aktuellerer, niedrigerer Wert von Orphanet
herangezogen (0,00147 % statt 0,002 %),

=  flr die Schritte 3 und 4 verwendet der pU ein abweichendes Vorgehen, mit teils

aktuelleren Daten.

Insgesamt ist das vorliegende Vorgehen aufgrund der Aktualisierung von Daten und konkreter
Anteilswerte zum relevanten Symptomstatus vorzuziehen.

2.1.2.3 Zukiinftige Anderung der Anzahl der Patientinnen und Patienten

Der pU geht davon aus, dass in den nichsten 5 Jahren keine wesentlichen Anderungen
hinsichtlich der epidemiologischen Kennzahlen zu erwarten sind. Er weist jedoch darauf hin,
dass sich durch den Einsatz eines Neugeborenenscreenings auf MLD insbesondere mit Bezug
auf Patientinnen und Patienten in der prasymptomatischen Phase die Anzahl der GKV-
Zielpopulation verandern kénnte.

2.1.2.4 Anzahl der Patientinnen und Patienten — Zusammenfassung

Tabelle 1: Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

Bezeichnung |Bezeichnung der Patientengruppe Anzahl der Kommentar
der Therapie Patientinnen
und Patienten®
Atidarsagen |Behandlung von MLD, die durch 3-5 Die angegebene Spanne der
autotemcel / |Mutationen in beiden Allelen des Gens fir GKV-Zielpopulation liegt trotz
OTL-200 die ARSA gekennzeichnet ist, welche zu Unsicherheiten und der
einer Verringerung der enzymatischen systematischen Aufrundung in
Aktivitat von ARSA fiihrt: den einzelnen Rechenschritten
® bej Kindern mit im prasymptomatischen in einer weitgehend plausiblen
spaten Sauglingsalter- (pre-symptomatic GréBenordnung.

late infantile) oder prasymptomatischen
frihen Kindesalter (pre-symptomatic
early juvenile) auftretenden Formen,

bei Kindern mit der im
frihsymptomatischen frihen Kindesalter
(early symptomatic early juvenile)
auftretenden Form, die jedoch noch
selbstandig gehen kénnen, vor dem
Einsetzen einer kognitiven
Verschlechterung.

a. Angabe des pU

ARSA: Arylsulfatase A; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; MLD: metachromatische Leukodystrophie pU:
pharmazeutischer Unternehmer
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2.2 Kommentar zu den Kosten der Therapie fiir die GKV (Modul 3 A, Abschnitt 3.3)
2.2.1 Behandlungsdauer und Verbrauch

Die Angaben des pU zur Behandlungsdauer von Atidarsagen autotemcel / OTL-200
entsprechen der Zusammenfassung der Merkmale des Arzneimittels [1]. Das Zellprodukt wird
1-malig verabreicht.

Der pU gibt an, dass 1 oder mehr Infusionsbeutel des Wirkstoffs zu je 10 bis 20 ml und einer
Konzentration von 2 bis 10 x 10° Zellen/ml verabreicht werden. Die empfohlene Mindestdosis
betragt 3 x 10° CD34*-Zellen/kg Kérpergewicht [1].

2.2.2 Kosten des zu bewertenden Arzneimittels

Die Angaben des pU geben korrekt den Stand der Lauer-Taxe zum 15.06.2026 wieder. Der
Wirkstoff ist von der Umsatzsteuerpflicht befreit. Der Wirkstoff wird an qualifizierte
Behandlungszentren direkt vertrieben und unterliegt nicht der Arzneimittelpreisverordnung.
Laut Informationen des Instituts fiir das Entgeltsystem im Krankenhaus (InEK) kann fir das
Jahr 2026 fir Atidarsagen autotemcel ein krankenhausindividuelles Entgelt gemaR § 6 Abs. 2
Krankenhausentgeltgesetz (KHEntgG) fir neue Untersuchungs- und Behandlungsmethoden
(NUB) vereinbart werden [13,14].

2.2.3 Kosten fiir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen

Der pU gibt an, dass die Behandlung mit Atidarsagen autotemcel / OTL-200 folgende Schritte
umfasst, fiir die Kosten zusatzlich notwendiger GKV-Leistungen anfallen:

= Voruntersuchungen,
=  Mobilisierung (Zellgewinnung) und Stammzellentnahme mittels Apherese,

= myeloablative Konditionierung und Verabreichung von Atidarsagen autotemcel / OTL-
200 sowie Nachbeobachtung.

Aufgrund der Komplexitdt und der Seltenheit der Behandlung mit Atidarsagen
autotemcel / OTL-200 geht der pU von einer ausschlieBlich stationdren Behandlung in allen
Schritten aus. Er ermittelt hierfir jeweils die Kosten gemaR den Fallpauschalen (Diagnosis
related Group [DRG]) fir die Verglitung von allgemeinen Krankenhausleistungen, die im
Rahmen der stationdren Gabe von Atidarsagen autotemcel / OTL-200 anfallen. Diese sind in
der folgenden Tabelle 2 dargestellt und sind nachvollziehbar.

Als Diagnose legt der pU gemaR Internationaler statistischer Klassifikation der Krankheiten
und verwandter Gesundheitsprobleme, 10. Revision, Deutsche Modifikation (ICD-10-GM) [15]
den Code E75.2 Sonstige Sphingolipidosen u. a. inkl.: Metachromatische Leukodystrophie
zugrunde.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -8-
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Zur Ermittlung der DRG zieht der pU den DRG-Grouper der DRG-Research-Group Miinster [16]
heran, der auf folgender Formel basiert: (Bundesbasisfallwert 2026 x DRG-Bewertungs-
relation) + (Pflegeentgeltwert x Pflegebewertungsrelation pro Tag x mittlere Verweildauer
bzw. herangezogene Spanne). Die zugehoérigen Angaben stammen aus dem Fallpauschalen-
Katalog Version 2026 des InEK [17]. Der pU legt einen Bundesbasisfallwert in Héhe von
4570,64 € [18] und einem Pflegeentgeltwert in Hohe von 250 € [19] zugrunde. Dabei ist zu
beachten, dass die tatsdchlichen Kosten, die auf Basis der DRG-Erldse fiir die GKV entstehen,
je nach Komplexitatsgrad des Falles abweichen kdnnen.

Aus Sicht des pUs fallen fiir die Abrechnung der oben aufgelisteten 3 Schritte die DRGs B85C,
A42B und A15B an. Die Summe der zuséatzlich notwendigen GKV-Leistungen Kosten ergibt sich
aus der Addition der Kosten fiir alle 3 DRGs. Dabei ist zu berlicksichtigen, dass die Kosten der
DRG A41B (fur Zellgewinnung und Stammzellentnahme mittels Apherese) in Hohe von
10 190,10 € von der Gesamtsumme abzuziehen sind. Diese Kosten werden durch Orchard
Therapeutics getragen, da die Zellgewinnung Teil der Herstellung des Arzneimittels gemaf
§ 4 Absatz 14 AMG ist.
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Tabelle 2: Auswahl der DRGs pro Behandlungsschritt durch den pU fiir die Kostenberechnung der zusatzlich notwendigen GKV-Leistungen

(zellgewinnung)
und Stammzell-
entnahme
mittels Apherese

Eigenspender, Alter < 16 Jahre oder ohne
schwerste CC“

Behandlungs- DRG? Kosten in € Annahmen des pU
schritt®
Vorunter- = DRG B85C ,Degenerative Krankheiten des 1314,57 = Verweildauer: 1 Tag
suchungen Nervensystems ohne hochkomplexe Diagnose,
ohne duBerst schwere oder schwere CC oder ein
Belegungstag, mit komplexer Diagnose,
zerebrale Lihmungen oder Delirium, Alter > 1
Jahr”
Mobilisierung = DRG A42B ,Stammzellentnahme bei 10 190,10¢ = Verweildauer: mittlere Verweildauer 6,2 Tage

= Die mit diesen Leistungen assoziierten Kosten werden
durch Orchard Therapeutics getragen, da die
Zellgewinnung Teil der Herstellung des Arzneimittels
gemal § 4 Absatz 14 AMG ist und somit bereits
Bestandteil des Herstellungsprozesses ist.

Stammzell-
transfusion

= DRG A15B ,Knochenmarktransplantation /
Stammzelltransfusion, autogen, aufler bei
Plasmozytom, Alter < 18 Jahre, oder bestimmte
Entnahme oder intensivmedizinischer
Komplexbehandlung > 558 / 552 /552
Aufwandspunkte”

53 997,37-104 751,86°¢

= Verweildauer: 33 bis 89 Tage

= |Inkl. myeloablative Konditionierung und anschliefende
Infusion des Zellproduktes

a. Angabe des pU

b. Fur die Berechnung bzw. Bestimmung der Entgelte zieht der pU die Angaben aus dem Fallpauschalenkatalog Version 2026 des InEK [17] heran.
c. Es kénnen weitere Kosten fiir unbewertete Zusatzentgelte anfallen, beispielsweise bei der DRG A42B Filgrastim (ZE2026-175) und Plerixaflor (ZE2026-209) oder
bei der DRG A15B Busulfan (ZE2026-150). Diese werden krankenhausindividuell verhandelt und sind daher nicht bezifferbar.

AMG: Arzneimittelgesetz; CC: Komplikationen oder Komorbiditaten; DRG: Diagnosis Related Group; InEK: Institut fiir das Entgeltsystem im Krankenhaus; pU:
pharmazeutischer Unternehmer; ZE: Zusatzentgelt
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2.24

Jahrestherapiekosten fiir die GKV — Zusammenfassung

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

29.09.2026

OTL-200

fir die ARSA gekennzeichnet ist, welche
zu einer Verringerung der enzymatischen
Aktivitdat von ARSA fiihrt:

= bei Kindern mit im
prasymptomatischen spaten
Sauglingsalter- (pre-symptomatic late
infantile) oder prasymptomatischen
frihen Kindesalter (pre-symptomatic
early juvenile) auftretenden Formen,

= bei Kindern mit der im
frihsymptomatischen frithen
Kindesalter (early symptomatic early
juvenile) auftretenden Form, die jedoch
noch selbstiandig gehen kénnen, vor
dem Einsetzen einer kognitiven
Verschlechterung.

Bezeichnung Bezeichnung der Patientengruppe Arzneimittel- Kosten fiir Kosten fiir Jahrestherapie- | Kommentar
der Therapie kosten in €* zusatzlich sonstige GKV- | kosten in €°
notwendige GKV- |Leistungen
Leistungen in €° (gemaR
Hilfstaxe) in
€a
Atidarsagen Behandlung von MLD, die durch 2125 000" © 65 502,04— 0 2190 502,04— |Die Angaben des pU zu den
autotemcel / Mutationen in beiden Allelen des Gens 152 256,53 2277 256,53¢ | Arzneimittelkosten sind

plausibel.

Die Kosten fir zusatzlich
notwendigen GKV-Leistungen
enthalten Leistungen fir die
DRG A41B (fur Zellgewinnung
und Stammzellentnahme
mittels Apherese) in Hohe von
10 190,10 €. Diese Kosten
werden durch Orchard
Therapeutics getragen, da die
Zellgewinnung Teil der
Herstellung des Arzneimittels
gemaR § 4 Absatz 14 AMG ist.
Sie sind somit von der
Gesamtsumme abzuziehen.

a. Angabe des pU
b. Abweichend von dem in der Lauer-Taxe ausgewiesenen Erstattungsbetrag kann ein krankenhausindividuelles NUB-Entgelt vereinbart werden.
c. ohne Mehrwertsteuer
d. Je nach Komplexitdtsgrad des Falles, moglicher Nebendiagnosen, anderer patientenindividueller Kriterien oder abweichender Verweildauer kénnen die

tatsachlichen Kosten, die auf Basis der DRG-Erldse fiir die GKV entstehen, abweichen.

AMG: Arzneimittelgesetz; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer
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2.2.5 Versorgungsanteile

Der pU macht keine quantitativen Angaben zu den erwarteten Versorgungsanteilen.
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