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1 Hintergrund

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut fiir Qualitat und Wirtschaftlichkeit
im Gesundheitswesen (IQWiG) am 09.09.2025 mit einer ergdnzenden Bewertung zu den
Projekten A25-55 und A25-56 (Concizumab — Nutzenbewertung gemall § 35a SGB V) [1,2]
beauftragt.

Concizumab wird unter anderem zur Routineprophylaxe von Blutungen bei Patientinnen und
Patienten mit Hamophilie A mit FVIII-Hemmkorpern bzw. Hamophilie B mit FIX-Hemmkorpern
jeweils ab einem Alter von 12 Jahren angewendet [3]. Auf diese Anwendungsgebiete bezieht
sich das vorliegende Addendum.

Im Rahmen des Stellungnahmeverfahrens zur Bewertung von Concizumab wurden vom
pharmazeutischen Unternehmer (pU) ergdnzende Ausfihrungen zur Berechnung der Anzahl
der Priifungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an deutschen Priifstellen an den G-BA
Ubermittelt, die Gber die Angaben im jeweiligen Dossier hinausgehen [4,5].

Der G-BA hat das IQWiG mit der Bewertung der im Stellungnahmeverfahren durch den pU
zusatzlich vorgelegten Berechnungen und Angaben zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen
und Prufungsteilnehmer an deutschen Priifstellen beauftragt.

Die Verantwortung fiir die vorliegende Bewertung und das Bewertungsergebnis liegt
ausschlieRlich beim IQWiG. Die Bewertung wird dem G-BA (ibermittelt. Uber den Anteil der
Prufungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an Prifstellen im Geltungsbereich des
SGB V beschlieRt der G-BA.
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2 Anteil der Priifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an Priifstellen im
Geltungsbereich des SGB V

2.1 Angaben des pU zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen und -teilnehmer in den
Dossiers sowie in der Stellungnahme

In den Dossiers [4,5] liefert der pU Angaben zu den Studien NN7415-3813 (explorerl), NN7415-
3981, NN7415-3986 (explorer2), NN7415-4159 (explorer3), NN7415-4255 (explorer5), NN7415-
4310 (explorerd), NN7415-4311 (explorer7) und NN7415-4307 (explorer8). Der pU gibt fiir das
jeweilige Anwendungsgebiete den Anteil der Priifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer
an Prifstellen im Geltungsbereich des SGB V jeweils mit 4,78 % an.

Zu diesen Angaben wurde in den Dossierbewertungen [1,2] u. a. angemerkt, dass sich fiir die
Studie NN7415-4311 (explorer7) eine geringfligige Abweichung zwischen den Angaben des pU
in Modul 3 bzw. den Angaben in den zur Verfiigung gestellten SAS-Ausziigen und den Angaben
im Studienregister findet (im Studienregister sind 134 Patientinnen und Patienten ange-
geben). Darlber hinaus sind ein Teil der Patientinnen und Patienten der Studie NN7415-4311
(explorer7) nicht zu berlicksichtigen, da sie an der Studie NN7415-4310 (explorer4)
teilnahmen, und somit bereits in der Berechnung beriicksichtigt wurden.

Zusatzliche Angaben des pU in der Stellungnahme

In seiner Stellungnahme [6] stimmt der pU den Ausfiihrungen zu, dass Patientinnen und
Patienten nicht doppelt gezahlt werden dirften und weist ergédnzend auf die FuRnoten der
dem Dossier beigefligten SAS-Ausziige hin. Diesen ldsst sich entnehmen, dass 21 Patientinnen
und Patienten sowohl an der Studie NN7415-4311 (explorer7) als auch an der Studie NN7415-
4310 (explorer4) teilgenommen haben. Weitere 16 Patientinnen und Patienten waren sowohl
in der Studie NN7415-4307 (explorer8) als auch in der Studie NN7415-4255 (explorer5)
eingeschlossen.

Der pU zieht die Summe dieser Patientinnen und Patienten (N = 37) von der Gesamtzahl der
Prifungsteilnehmenden Uber alle Priifstellen (439) ab und berechnet somit eine Gesamtzahl
Uber alle Prifstellen von 402 Patientinnen und Patienten. Unter der Annahme von 21
Patientinnen und Patienten an deutschen Prifstellen berechnet der pU einen Anteil der
Prifungsteilnehmenden an deutschen Priifstellen von 5,2 %.

2.2 Bewertung

Bei der Neuberechnung des pU bleibt unklar, wie viele Priifungsteilnehmende an deutschen
Prufstellen bereits an einer vorherigen Studie des pU teilgenommen haben. Bei denjenigen,
die von der Studie NN7415-4310 (explorer4) in die Studie NN7415-4311 (explorer7)
Ubergegangen sind, kann es sich nur um Patientinnen und Patienten handeln, die nicht an
deutschen Prifstellen behandelt wurden, da in der Studie NN7415-4310 (explorer4) keine
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Patientinnen und Patienten an deutschen Prifstellen behandelt wurden. Allerdings wurden in
der Studie NN7415-4255 (explorer5) insgesamt 6 Patientinnen und Patienten an deutschen
Prifstellen behandelt. Hierbei ist unklar, ob von diesen auch Prifungsteilnehmende an der
nachfolgenden Studie NN7415-4307 (explorer8) teilgenommen haben und somit nicht
doppelt zu bericksichtigen waren.

Ergdnzend zur Stellungnahme reicht der pU im Anschluss an die miindliche Anhérung Angaben
zur Anzahl der Prifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an Priifstellen im Geltungs-
bereich des SGB V in beiden Studien nach. Danach sind 3 Patientinnen und Patienten, die an
deutschen Priifstellen behandelt wurden, aus der Studie NN7415-4255 (explorer5) in die
Studie NN7415-4307 (explorer8) libergegangen.

In der nachfolgenden Tabelle 1 sind die Angaben und Berechnungen zum Anteil der
Prifungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an den klinischen Prifungen zu dem
Arzneimittel, die an Prifstellen im Geltungsbereich des SGB V teilgenommen haben, zum
einen auf Basis der Angaben in Modul 3A (Hamophilie A) und 3B (Hdmophilie B) der Dossiers
dargestellt und zum anderen auf Basis der Angaben im Stellungnahmeverfahren inklusive der
nachgereichten Angaben zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer.
Der pU macht getrennte Angaben fir die jeweiligen Anwendungsgebiete (Himophilie A und
Hamophilie B). Diese sind jedoch identisch, sodass nur 1 Tabelle dargestellt wird.
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Tabelle 1: Angaben des pU in Modul 3A (Hdmophilie A) und 3B (Hamophilie B) der Dossiers
sowie in seiner Stellungnahme inklusive nachgereichter Angaben zur Anzahl der
Priufungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer

Studienname Angaben in Modul 3A und 3B der Angaben in der Stellungnahme
Dossiers inklusive der nachgereichten Angaben
Anzahl der Anzahl der Anzahl der Anzahl der
Priifungsteilneh- | Priifungsteilnehmen- | Priifungsteilneh- | Priifungsteilnehmen-
menden lber den an deutschen menden liber den an deutschen
alle Priifstellen | Priifstellen alle Priifstellen | Priifstellen

explorerl (NN7415-3813) |52 4 52 4

NN7415-3981 8 0 8 0

explorer2 (NN7415-3986) |4 0 4 0

explorer3 (NN7415-4159) |24 4 24 4

explorer4 (NN7415-4310) |26 0 26 0

explorer5 (NN7415-4255) |36 6 36 6

explorer7 (NN7415-4311) | 133 0 113 0

explorer8 (NN7415-4307) | 156 7 140 4

Gesamt 439 21 403 18

Gesamt in % 4,78 % 4,47 %

Anderungen sind fett markiert.
a. Angabe aus der Stellungnahme des pU

GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer

Unter Berlicksichtigung der Angaben in der Stellungnahme inklusive der nachgereichten
Angaben ergibt sich fir jedes Anwendungsgebiet jeweils ein Anteil der
Prifungsteilnehmenden an deutschen Priifstellen von 4,47 %.
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