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Federal Institute for Vaccines and Biomedicines

Das Paul-Ehrlich-Institut ist ein Bundesinstitut im Geschéaftsbereich
des Bundesministeriums fir Gesundheit.
The Paul-Ehrlich-Institut is an Agency of the
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German Federal Ministry of Health.
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lintergrund PEI-Beteiligung

» Als zustandige Bundesoberbehorde fur Impfstoffe und biomedizinische
Arzneimittel wird das Paul-Ehrlich-Institut vor Erlass einer
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a SGB V Absatz 3b beteiligt.

* Die Abteilung Hamatologie, Zell-und Gentherapie (PEI-HZG) ist fur die Bewertung
von neuartigen Therapien (ATMPs) zustandig.

= PEI-HZG warl/ist in Verfahren zu Gentherapeutika wie CAR-T-Zellen und AAV-
basierten Gentherapien zur Behandlung von spinaler Muskelatrophie und
Hamophilie A/B eingebunden

» | aufende AbDs: Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma) und Brexucabtagen
Autoleucel (Tecartus)
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Kernfrage: Fuhrt die Erhebung patientenberichteter Endpunkte (PROS)
und die Erhebung von unerwunschten Ereignissen in einer AbD zu
einem interventionellen Charakter?

m Klinische Studie, wenn Erfassung von Sicherheit und/oder Wirksamkeit

(Verordnung (EU) Nr. 536/2014, clinical trials regulation (CTR))

Klinische Prufung, Art. 2 CTR —

a. Vorab Zuweisung Behandlung aulerhalb
normaler klinischer Praxis

b. Gleichzeitig Indikationsstellung und Aufnahme
in klinische Studie

c. Anwendung diagnostischer oder
Uberwachungsverfahren, die iiber normale
klinische Praxis hinausgehen (SoC)
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,Normale klinische Praxis” (SoC)

= wird u.a. in der Summary of Product Characteristics (Fachinformation)

beschrieben
= dartiberhinausgehende diagnostische oder Uberwachungsverfahren (engl.

diagnostic or monitoring procedure):
= im Operationen- und Prozedurenschlissel (OPS)! beschrieben: normale klinische
Praxis ja/nein?
* Nicht beschrieben: ,Dokumentationssystematisierende und den Arzt-Patienten-Dialog
strukturierende Fragebodgen konnen als Instrument einer nichtinterventionellen Studie
herangezogen werden, [...] Therapie-intervenierende Fragebogen nicht” 2

1 https://www.bfarm.de/DE/Kodiersysteme/Klassifikationen/OPS-ICHI/OPS

2 Gemeinsame Empfehlungen des Bundesinstituts fur Arzneimittel und Medizinprodukte und des Paul-Ehrlich Instituts zur Anzeige von
Anwendungsbeobachtungen nach § 67 Absatz 6 Arzneimittelgesetz und zur Anzeige von nichtinterventionellen Unbedenklichkeitsstudien nach

§63f Arzneimittelgesetz

26.04.2024 Regulatorischer Charakter einer AbD | Juliane Rau | PEI-HZG



Paul-Ehrlich-Institut =%
aul- rm-nshtutw

Interventionell vs. Invasiv vs. Nicht-invasiv

Invasives = interventionelles diagnostisches oder
Uberwachungsverfahren

= SMPC ja = NIS
» SmPC nein, SoC ja = NIS
= SmPC nein, SoC nein = klinische Prufung

Nicht-invasive diagnostische Prozedur
= SmMPC/SoC s.o.

Nicht-invasives Uberwachungsverfahren: PRO, Scores
= Selten in SmPC
» eher NIS (s. AbD Zolgensma)
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Schlusselaussagen

* FUr den regulatorischen Charakter einer AbD ist nicht der Endpunkt an
sich, sondern die zur Erhebung erforderliche Prozedur
entscheidend.

= Uber die SmPC abgedeckte oder auch in ihrer Haufigkeit als SoC
nachweisbare Prozeduren gehen nicht uber die normale klinische
Praxis hinaus und begrunden daher keine klinische Prufung.

» Patienten-berichtete Endpunkte (PRO) und nicht-PRO Scores
begrunden eine klinische Prufung eher nicht.
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