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Entwurf fir die Benennung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen, die
aufgrund der arzneimittelrechtlichen Zulassung in einer Kombinationstherapie
mit dem zu bewertenden Arzneimittel flir das zu bewertende
Anwendungsgebiet eingesetzt werden kdnnen, gemaR § 35a Absatz 3 Satz 4
SGBV

Wirkstoff des zu bewertenden Arzneimittels:
Cipaglucosidase alfa
Zu bewertendes Anwendungsgebiet:

Pombiliti (Cipaglucosidase alfa) ist eine langfristige Enzymersatztherapie zur Anwendung in
Kombination mit dem Enzymstabilisator Miglustat zur Behandlung von Erwachsenen mit
Morbus Pompe (Mangel an saurer a-Glucosidase [GAA]) der spaten Verlaufsform (late-onset
Pompe disease, LOPD)

Datum der Veroffentlichung: 1. November 2023



Cipaglucosidase alfa

Zu bewertendes Anwendungsgebiet:
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1. Rechtsgrundlage

Nach § 35a Absatz 1 SGB V bewertet der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) den Nutzen
von erstattungsfahigen Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen. Nach § 35a Absatz 6 SGB V kann
der G-BA ebenfalls eine Nutzenbewertung nach § 35a Absatz 1 SGBV veranlassen fir
erstattungsfahige Arzneimittel mit einem Wirkstoff, der kein neuer Wirkstoff im Sinne des &
35a Absatz 1 SGB V ist, wenn fiir das Arzneimittel eine neue Zulassung mit neuem
Unterlagenschutz erteilt wird. Hierzu gehort insbesondere die Bewertung des Zusatznutzens
und seiner therapeutischen Bedeutung.

GemalR § 35a Absatz 3 S.4 SGB V benennt der G-BA in dem Beschluss nach § 35a Absatz 3 SGB
V alle Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen, die aufgrund der arzneimittelrechtlichen Zulassung
in einer Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel fir das zu bewertende
Anwendungsgebiet eingesetzt werden konnen, es sei denn, der Gemeinsame
Bundesausschuss hat nach Absatz 1d Satz 1 festgestellt, dass die Kombination einen
mindestens betrachtlichen Zusatznutzen erwarten lasst.

Verfahrensablauf

Das Verfahren der Nutzenbewertung gemaf § 35a SGB V startete am 1. August 2023.

Der Entwurf fir die Benennung von Arzneimitteln gemal} § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V mit
neuen Wirkstoffen, die aufgrund der arzneimittelrechtlichen Zulassung in einer
Kombinationstherapie mit dem zu bewertenden Arzneimittel fliir das zu bewertende
Anwendungsgebiet eingesetzt werden kdnnen, wird zusammen mit der Nutzenbewertung
veroffentlicht und damit dem gesetzlichen Stellungnahmeverfahren gemal® 5. Kapitel § 19
VerfO zugdnglich gemacht.
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2. Entwurf der Benennung der Arzneimittel gem. § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V mit neuen
Wirkstoffen, die in einer Kombinationstherapie mit Cipaglucosidase alfa eingesetzt
werden kénnen

Als Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen gemall § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V werden
Arzneimittel mit folgenden neuen Wirkstoffen benannt, die aufgrund der
arzneimittelrechtlichen Zulassung in einer Kombinationstherapie mit Cipaglucosidase alfa zur
Behandlung von Morbus Pompe eingesetzt werden kénnen:

Erwachsene mit Morbus Pompe (Mangel an saurer o-Glucosidase [GAA]) der spaten
Verlaufsform (late-onset Pompe disease, LOPD)

Kein in Kombinationstherapie einsetzbarer Wirkstoff, der die Voraussetzungen des § 35a
Absatz 3 Satz 4 SGB V erfiillt.

Die Benennung von Kombinationen erfolgt gemaR den gesetzlichen Vorgaben nach § 35a
Absatz 3 Satz 4 und dient ausschlieRlich der Umsetzung des Kombinationsabschlages nach
§ 130e SGB V zwischen Krankenkassen und pharmazeutischen Unternehmern. Mit der
Benennung ist keine Aussage dahingehend verbunden, inwieweit eine Therapie mit dem zu
bewertenden Arzneimittel in Kombination mit benannten Arzneimitteln dem allgemein
anerkannten Stand der medizinischen Erkenntnisse entspricht. Die getroffenen Feststellungen
schranken weder den zur Erflillung des &rztlichen Behandlungsauftrags erforderlichen
Behandlungsspielraum ein, noch treffen Sie Aussagen Uber ZweckmaRigkeit oder
Wirtschaftlichkeit.
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3. Hinweise

Der G-BA hat die Voraussetzungen zur Benennung der Arzneimittel gemal § 35a Absatz 3 Satz
4 SGB V mit neuen Wirkstoffen, die in einer Kombinationstherapie mit Cipaglucosidase alfa
fir das zu bewertende Anwendungsgebiet eingesetzt werden konnen, gemadfl den
gesetzlichen Vorgaben gepriift. Die Prifung erfolgte unter Heranziehung der Fachinformation
fir das zu bewertende Arzneimittel sowie der Fachinformationen fir Arzneimittel mit einer
Zulassung fir das zu bewertende Anwendungsgebiet unter Bericksichtigung eines
bestehenden Unterlagenschutzes gemald 5. Kapitel VerfO des G-BA.

Der Entwurf zur Benennung der Arzneimittel gemaR § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V mit neuen
Wirkstoffen, die in einer Kombinationstherapie eingesetzt werden konnen, kann den
Ergebnissen der Nutzenbewertung weder vorgreifen und noch diese voraussetzen. Eine
Spezifizierung der Benennung bzw. Nichtbenennung bleibt daher dem Ergebnis der
Nutzenbewertung vorbehalten.
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