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Anlage 3 zu TOP 8.3.7 

 Konkretisierung des Auftrags des Gemeinsamen 
Bundesausschusses an das Institut für Qualität und 
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen:  
Wissenschaftliche Ausarbeitung eines Konzeptes für eine 
anwendungsbegleitende Datenerhebung und Auswertung zum 
Zwecke der Vorbereitung eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b 
SGB V 
 
Vom 16. Juli 2020 
  
Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) gemäß § 91 SGB V hat in seiner Sitzung vom  
16. Juli 2020 beschlossen, das Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen 
(IQWiG) mit der wissenschaftliche Ausarbeitung eines Konzeptes für eine 
anwendungsbegleitende Datenerhebung und Auswertung zum Zwecke der Vorbereitung 
eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b SGB V zu beauftragen. 
Dieser Auftrag wird im Folgenden konkretisiert. 

I. Auftragsgegenstand und -umfang 

Zur Vorbereitung eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b SGB V soll ein Konzept für eine 
anwendungsbegleitende Datenerhebung und Auswertung für den Wirkstoff Onasemnogen-
Abeparvovec in der Behandlung von 
„Patienten mit 5q-assoziierter spinaler Muskelatrophie (SMA) mit einer biallelischen Mutation 
im SMN1-Gen und einer klinisch diagnostizierten Typ-1-SMA, oder Patienten mit 5q-
assoziierter SMA mit einer biallelischen Mutation im SMN1-Gen und bis zu 3 Kopien des 
SMN2-Gens“ 
erstellt werden.  
 
Das Konzept soll insbesondere Anforderungen enthalten an 
1. die Art, die Dauer und den Umfang der Datenerhebung, 
2. die Fragestellung (PICO-Schema), die Gegenstand der Datenerhebung und von 

Auswertungen sein soll, einschließlich der zu erfassenden patientenrelevanten Endpunkte, 
3. die Methodik der Datenerhebung,  
4. die Auswertung durch den pharmazeutischen Unternehmer. 
 
Für die Anforderungen an das Konzept soll berücksichtigt werden, dass aussagekräftige 
Ergebnisse u.a. zu folgendem für die frühe Nutzenbewertung relevanten Gesichtspunkt erzielt 
werden können: 



 Daten zu patientenrelevanten Endpunkten, die eine Beurteilung des langfristigen 
Zusatznutzens und -schadens einer Behandlung mit Onasemnogen-Abeparvovec 
gegenüber bestehenden Therapiealternativen für die zugelassene Patientenpopulation 
erlauben (inklusive Patienten mit 5q-assoziierter spinaler Muskelatrophie, die zum 
Zeitpunkt der Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec älter als 6 Monate bzw. 6 
Wochen sind) 

 
Für den Vergleich einer Behandlung mit Onasemnogen-Abeparvovec gegenüber bestehenden 
Therapiealternativen wird vom UA Arzneimittel eine zweckmäßige Vergleichstherapie 
bestimmt und dem IQWiG mitgeteilt.  
Bei der Erstellung des Konzepts sollen laufende und geplante Datenerhebungen zu dem 
Arzneimittel berücksichtigt werden, insbesondere solche, die sich aus Auflagen oder sonstigen 
Nebenbestimmungen der Zulassungs- und Genehmigungsbehörden ergeben. 
In diesem Zusammenhang soll als Teil des Auftrages eine Recherche zu laufenden oder 
geplanten Datenerhebungen von versorgungnahen Daten sowie zu vorhandenen 
Indikationsregistern durchgeführt werden. Zudem soll zu den so ermittelten Datenerhebungen 
und Indikationsregistern eine Einschätzung der Qualität der Datenerfassung und -auswertung 
auf Basis der verfügbaren Information vorgenommen werden. 
 
II. Weitere Auftragspflichten 

Mit dem Auftrag wird das IQWiG gemäß 1. Kapitel § 20 der Verfahrensordnung des G-BA 
verpflichtet  

a) die jeweils gültige Verfahrensordnung zu beachten,  
b) in regelmäßigen Abständen über den Stand der Bearbeitung zu berichten,  
c) den Gremien des G-BA für Rückfragen und Erläuterungen auch während der 

Bearbeitung des Auftrages zur Verfügung zu stehen und 
d) die durch die Geschäftsordnung des G-BA bestimmte Vertraulichkeit der Beratungen 

und Beratungsunterlagen zu beachten. 

III. Unterlagen zum Auftrag 

Mit diesem Auftrag werden dem IQWiG folgende Unterlagen zugeleitet:  
 Beschluss und Tragende Gründe zur Einleitung eines Verfahrens zur Forderung einer 

anwendungsbegleitenden Datenerhebung gemäß § 35a Absatz 3b SGB V und 
Beauftragung des IQWiGs vom 16. Juli 2020 

IV. Abgabetermin  

Für die Übermittlung der schriftlichen Ausarbeitung des Konzepts an den G-BA ist als 
spätester Zeitpunkt der 01. Oktober 2020 vorgesehen.  
 


