Gemeinsamer
Bundesausschuss

Tragende Griinde

zum Beschluss des Gemeinsamen Bundesausschusses Gber
eine Anderung der Arzneimittel-Richtlinie:

Anlage Xl — Anderung der Angaben zur Geltungsdauer eines
Beschlusses tber die Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit
neuen Wirkstoffen nach § 35a des Flinften Buches
Sozialgesetzbuch (SGB V)

Atidarsagen autotemcel (Metachromatische Leukodystrophie
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Vom 20. Juni 2024

Inhalt

1. ReChtSgruNdI@ge. ......civeeeeiiiiieiciireec ettt e rree s s e e e e s s e nn s seennsssseennsssseennssssennsssssennnnanns 2
2. Eckpunkte der ENntSCheiduNg........cceuiiieeeiiiieccirrc et rrrneesrrrne e s s renee s s e nns s e ennssssennnnanns 3
3. BUrokratiekoSten .......ccccevviiiiiiiiiiiiiiiiiii 3

4, Verfahrensablauf ........cceieeiiiiiiiiiiir e e e e re e rasseesssessaesrasssassenssasssasssnssennsen 4



1. Rechtsgrundlage

Nach § 35a Absatz 1 SGB V bewertet der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) den Nutzen
von erstattungsfahigen Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen.

Fiir zugelassene Arzneimittel flr neuartige Therapien im Sinne von § 4 Absatz 9 des
Arzneimittelgesetzes besteht gemafd § 35a Abs. 1b SGB V die Verpflichtung zur Vorlage von
Nachweisen nach § 35a Absatz 1 Satz 3 SGB V. Die arztliche Behandlung mit einem solchen
Arzneimittel unterliegt nicht der Bewertung von Untersuchungs- und Behandlungsmethoden
nach den §§ 135, 137c oder 137h.

Fir Arzneimittel zur Behandlung eines seltenen Leidens (Orphan Drugs), die nach der
Verordnung (EG) Nr. 141/2000 des Europaischen Parlaments und des Rates vom
16. Dezember 1999 zugelassen sind, gilt gemaR § 35a Absatz 1 Satz 11 1. Halbs. SGBV der
medizinische Zusatznutzen durch die Zulassung als belegt. Nachweise zum medizinischen
Nutzen und zum medizinischen Zusatznutzen im Verhdltnis zur zweckmaRigen
Vergleichstherapie miissen nicht vorgelegt werden (§ 35a Absatz 1 Satz 11 2. Halbs. SGB V).
§ 35a Absatz 1 Satz 11 1. Halbs. SGB V fingiert somit einen Zusatznutzen fir ein zugelassenes
Orphan Drug, obschon eine den in § 35a Absatz 1 Satz 3 Nr.2 und 3 SGBV i.V.m. 5. Kapitel
§§ 5 ff. der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) niedergelegten Grundsatzen entsprechende
Bewertung des Orphan Drugs nicht durchgefihrt worden ist. Unter Angabe der Aussagekraft
der Nachweise ist gemall § 5 Absatz 8 AM-NutzenV nur das AusmaR des Zusatznutzens zu
guantifizieren.

Die aus der gesetzlich angeordneten Bindung an die Zulassung resultierenden
Beschrankungen bei der Nutzenbewertung von Orphan Drugs entfallen jedoch, wenn der
Umsatz des Arzneimittels mit der gesetzlichen Krankenversicherung zu Apotheken-
verkaufspreisen sowie aullerhalb der vertragsarztlichen Versorgung einschlieflich
Umsatzsteuer in den letzten zwdlf Kalendermonaten einen Betrag von 50 Millionen Euro
Ubersteigt. Dann hat der pharmazeutische Unternehmer gemaR § 35a Absatz 1 Satz 12 SGB V
innerhalb von drei Monaten nach Aufforderung durch den G-BA Nachweise gemaR 5. Kapitel
§ 5 Absatz 1 bis 6 VerfO, insbesondere zum medizinischen Zusatznutzen im Verhéltnis zu der
vom G-BA entsprechend 5. Kapitel § 6 VerfO festgelegten zweckmaRigen Vergleichstherapie,
zu Ubermitteln und darin den Zusatznutzen gegeniiber der zweckmaRigen Vergleichstherapie
nachzuweisen.

GemalR § 35a Absatz 2 SGBV entscheidet der G-BA, ob er die Nutzenbewertung selbst
durchfiihrt oder das Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)
beauftragt. Ausgehend von der gesetzlichen Vorgabe in § 35a Absatz 1 Satz 11 SGB V, dass der
Zusatznutzen eines Orphan Drug durch die Zulassung als belegt gilt, hat der G-BA in seiner
Sitzung vom 15.Marz 2012 das Verfahren der Nutzenbewertung von Orphan Drugs
dahingehend modifiziert, dass bei Orphan Drugs zunachst keine eigenstandige Festlegung
einer zweckmaligen Vergleichstherapie mehr durch den G-BA als Grundlage der insoweit
allein rechtlich zuldssigen Bewertung des Ausmalies eines gesetzlich zu unterstellenden
Zusatznutzens erfolgt. Vielmehr wird ausschliefRlich auf der Grundlage der Zulassungsstudien
das AusmaR des Zusatznutzens unter Angabe der Aussagekraft der Nachweise durch den G-
BA bewertet.

Dementsprechend hat der G-BA in seiner Sitzung am 15. Méarz 2012 den mit Beschluss vom
1. August 2011 erteilten Auftrag an das IQWiG zur Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit
neuen Wirkstoffen gemaR § 35a Absatz 2 SGB V in der Weise abgeandert, dass bei Orphan
Drugs eine Beauftragung des IQWiG mit der Durchfiihrung einer Nutzenbewertung bei zuvor
festgelegter Vergleichstherapie erst dann erfolgt, wenn der Umsatz des betreffenden
Arzneimittels die gesetzliche Grenze von 50 Millionen Euro tberschritten hat und damit einer



uneingeschrankten Nutzenbewertung unterliegt (vgl. § 35a Absatz 1 Satz 12 SGB V). Die
Bewertung des G-BA ist nach § 35a Absatz 2 SGBV innerhalb von drei Monaten nach dem
malgeblichen Zeitpunkt fiir die Einreichung der Nachweise abzuschliefen und im Internet zu
veroffentlichen.

Nach § 35a Absatz 3 SGB V beschliel3t der G-BA (iber die Nutzenbewertung innerhalb von drei
Monaten nach ihrer Veroffentlichung. Der Beschluss ist im Internet zu veréffentlichen und ist
Teil der Arzneimittel-Richtlinie.

2. Eckpunkte der Entscheidung

In seiner Sitzung am 4. November 2021 hat der G-BA Uber die Nutzenbewertung von
Atidarsagen autotemcel gemadll §35a SGBV beschlossen. Die Geltungsdauer dieses
Beschlusses wurde bis zum 1. Juli 2024 befristet.

GemaR den Tragenden Griinden zu diesem Beschluss fand die Befristung ihren Grund darin,
dass die Europaische Arzneimittelbehdrde (EMA) die Vorlage des finalen Studienberichtes zur
Zulassungsstudie 201222 bis zum Marz 2024 gefordert hatte und somit weitere klinische
Daten zu Wirksamkeit und Sicherheit sowie insbesondere zur Nachhaltigkeit der Effekte von
Atidarsagen autotemcel zu erwarten waren. Diese ausstehenden klinischen Daten sind fir die
Bewertung des Nutzens des Arzneimittels gemaR § 35a SGB V relevant.

Die urspriingliche Frist fir den Abschluss der Studie 201222 sowie fiir die Vorlage des finalen
Studienberichtes kann seitens des pharmazeutischen Unternehmers aufgrund der
verzogerten Transition in die Langzeit-Nachbeobachtungsstudie LongTERM-MLD nicht
eingehalten werden. Mit Entscheidung vom 22. Marz 2024 bewilligte die EMA daher eine
Fristverlangerung zur Vorlage des finalen Studienberichtes bis zum ersten Quartal des Jahres
2026.

Um eine Einbeziehung der Ergebnisse der noch laufenden Studie 201222 in die
Nutzenbewertung von Atidarsagen autotemcel zu ermdglichen, wird die urspriinglich bis zum
1. Juli 2024 befristete Geltungsdauer des Beschlusses verlangert. Unter Berilicksichtigung des
Falligkeitsdatums fir die Vorlage des finalen Studienberichtes bei der EMA wird eine
Verldangerung der Befristung bis zum 1. Juli 2026 beschlossen.

Die der Befristung zugrundeliegenden Fragestellungen hinsichtlich der Bewertung des
Zusatznutzens bleiben hiervon unberihrt.

GemaR § 3 Nr. 5 AM-NutzenV i.V.m. 5. Kapitel § 1 Absatz 2 Nr. 7 VerfO beginnt das Verfahren
der Nutzenbewertung fir den Wirkstoff Atidarsagen autotemcel erneut, wenn die Frist
abgelaufen ist. Hierzu hat der pharmazeutische Unternehmer spatestens am Tag des
Fristablaufs beim G-BA ein Dossier fiir die Nutzenbewertung von Atidarsagen autotemcel
einzureichen (§ 4 Absatz 3 Nr. 5 AM-NutzenV i.V.m. 5. Kapitel § 8 Nr. 5 VerfO).

Die Moglichkeit, dass eine Nutzenbewertung zu Atidarsagen autotemcel aus anderen Griinden
(vgl. 5. Kapitel § 1 Absatz 2 Nr. 2, 3 und 5 VerfO) zu einem friiheren Zeitpunkt durchgefiihrt
werden kann, bleibt hiervon unberihrt.

3. Biirokratiekosten

Durch den vorgesehenen Beschluss entstehen keine neuen bzw. geadnderten
Informationspflichten fiir Leistungserbringer im Sinne von Anlage Il zum 1. Kapitel VerfO und
dementsprechend keine Blirokratiekosten.



4, Verfahrensablauf

Der Sachverhalt wurde im Unterausschuss Arzneimittel am 11. Juni 2024 beraten und ein
Anderungsbeschluss konsentiert.

Das Plenum hat in seiner Sitzung am 20. Juni 2024 die Anderung der Befristung der
Geltungsdauer des Beschlusses beschlossen.

Berlin, den 20. Juni 2024
Gemeinsamer Bundesausschuss

gemald § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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