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1. Rechtsgrundlage

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

Fiir 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. SGB V der
medizinische Zusatznutzen durch die Zulassung als belegt. Nachweise zum medizinischen
Nutzen und zum medizinischen Zusatznutzen im Verhdltnis zur zweckmaRigen
Vergleichstherapie missen 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 flr 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 gemal § 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 30 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 gemalR 5. Kapitel
§ 5 Absatz 1 bis 6 VerfO, insbesondere zum medizinischen Zusatznutzen im Verhaltnis 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 zweckmaBigen Vergleichstherapie mehr durch den G-BA als Grundlage der insoweit
allein rechtlich zuldssigen Bewertung des Ausmalies eines gesetzlich zu unterstellenden
Zusatznutzens erfolgt. Vielmehr wird ausschlielRlich auf der Grundlage der Zulassungsstudien
das Ausmal’ des Zusatznutzens unter Angabe der Aussagekraft der Nachweise durch den G-
BA bewertet.

Dementsprechend hat der G-BA in seiner Sitzung am 15. Marz 2012 den mit Beschluss vom
1. August 2011 erteilten Auftrag an das IQWiG zur Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit
neuen Wirkstoffen gemald § 35a Absatz 2 SGB V in der Weise abgedndert, 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 Umsatzschwelle gemaR § 35a Absatz 1 Satz 12 SGB V Uberschritten hat und
damit einer uneingeschrankten Nutzenbewertung unterliegt. Die Bewertung des G-BA ist nach
§ 35a Absatz 2 SGB V innerhalb von drei Monaten nach dem maRgeblichen Zeitpunkt fir die
Einreichung der Nachweise abzuschlieBen 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

Der Wirkstoff Pegcetacoplan (Aspaveli) wurde am 1. April 2022 erstmals in der GroRRen
Deutschen Spezialitdten-Taxe (Lauer-Taxe) gelistet.

Am 6. Mai 2024 hat Pegcetacoplan die Zulassung fir ein neues Anwendungsgebiet erhalten,
das als groRere Anderung des Typs 2 nach Anhang 2 Nummer 2 Buchstabe a der Verordnung
(EG) Nummer 1234/2008 der Kommission vom 24. November 2008 Uber die Prifung von
Anderungen der Zulassungen von Human- und Tierarzneimitteln (ABI. L 334 vom 12.12.2008,
Satz 7) eingestuft wird.

Der pharmazeutische Unternehmer hat fristgerecht am 31. Mai 2024, d.h. spétestens
innerhalb von vier Wochen nach der Unterrichtung des pharmazeutischen Unternehmers
Uber die Genehmigung fiir ein neues Anwendungsgebiet, ein Dossier gemafll § 4 Absatz 3
Nummer 2 der Arzneimittel-Nutzenbewertungsverordnung (AM-NutzenV) i.V.m. 5. Kapitel § 8
Absatz 1 Nummer 2 der Verfahrensordnung (VerfO) des G-BA zum Wirkstoff Pegcetacoplan
mit dem neuen Anwendungsgebiet ,Behandlung von erwachsenen Patienten mit
paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hamolytische Andamie haben und
keine vorherige Therapie mit einem Komplementinhibitor erhalten haben” eingereicht.

Es wurde bereits eine Nutzenbewertung nach § 35 a SGB V fiir Pegcetacoplan
durchgefihrt im Anwendungsgebiet: ,Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher
Hamoglobinurie, die nach Behandlung mit einem C5-Inhibitor fiir mindestens 3 Monate nach
wie vor andmisch sind“ und diesbeziiglich eine Anderung der Anlage XII mit Beschluss vom 15.
September 2022 vorgenommen (Nutzenbewertungsverfahren zum Wirkstoff Pegcetacoplan
(Paroxysmale  Nachtliche  Hamoglobinurie,  vorbehandelte  Patienten)).  Dieses
Anwendungsgebiet ist von der vorliegenden Nutzenbewertung nicht umfasst. Die vorliegende
Nutzenbewertung bezieht sich ausschliefllich auf jene Indikationen, die durch die Zulassung
des neuen Anwendungsgebietes neu hinzugekommen sind.

Pegcetacoplan zur Behandlung der paroxysmalen nachtlichen Hamoglobinurie ist als
Arzneimittel zur Behandlung eines seltenen Leidens nach der Verordnung (EG) Nr. 141/2000
des Europaéischen Parlaments und des Rates vom 16. Dezember 1999 zugelassen.

GemalR § 35a Absatz 1 Satz 11 1. Halbs. SGB V gilt der Zusatznutzen durch die Zulassung als
belegt. Das AusmaR des Zusatznutzens und die Aussagekraft der Nachweise werden auf der
Grundlage der Zulassungsstudien durch den G-BA bewertet.

Der G-BA hat die Nutzenbewertung durchgefiihrt und das IQWiG mit der Bewertung der
Angaben des pharmazeutischen Unternehmers in Modul 3 des Dossiers zu Therapiekosten
und Patientenzahlen beauftragt. Die Nutzenbewertung wurde am 2. September 2024
zusammen mit der Bewertung des IQWiG auf den Internetseiten des G-BA (www.g-ba.de)
veroffentlicht und damit das schriftliche Stellungnahmeverfahren eingeleitet. Es wurde
dariber hinaus eine miindliche Anhérung durchgefihrt.

Der G-BA hat seinen Beschluss auf der Basis des Dossiers des pharmazeutischen
Unternehmers, der vom G-BA durchgefiihrten Dossierbewertung, der vom IQWiG erstellten
Bewertung der Therapiekosten und Patientenzahlen (IQWiG G24-13) und der im schriftlichen
und miindlichen Anhérungsverfahren vorgetragenen Stellungnahmen sowie des vom G-BA
erstellten Amendments zur Nutzenbewertung getroffen.


http://www.g-ba.de/

Um das Ausmal} des Zusatznutzens zu bestimmen, hat der G-BA die fiir die Zulassung
relevanten Studien nach Mal3gabe der in 5. Kapitel § 5 Absatz 7 Satz 1 Nummer 1 bis 4 VerfO
festgelegten Kriterien in Hinblick auf ihre therapeutische Relevanz (qualitativ) bewertet. Auf
die vom IQWiG vorgeschlagene Methodik gemiR den Allgemeinen Methoden ! wurde in
der Nutzenbewertung von Pegcetacoplan nicht abgestellt.

2.1 Zusatznutzen des Arzneimittels

2.1.1 Zugelassenes Anwendungsgebiet von Pegcetacoplan (Aspaveli) gemaf
Fachinformation

Aspaveli wird angewendet als Monotherapie fiir die Behandlung von erwachsenen Patienten
mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hamolytische Anamie haben.

Anwendungsgebiet des Beschlusses (Beschluss vom 22. November 2024):

Aspaveli wird angewendet als Monotherapie fiir die Behandlung von erwachsenen Patienten
mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hamolytische Andmie haben
und keine vorherige Therapie mit einem Komplementinhibitor erhalten haben.

2.1.2 Ausmafl des Zusatznutzens und Aussagekraft der Nachweise
Zusammenfassend wird der Zusatznutzen von Pegcetacoplan wie folgt bewertet:

Anhaltspunkt fiir einen nicht quantifizierbaren Zusatznutzen, weil die wissenschaftliche
Datengrundlage eine Quantifizierung nicht zuladsst

Begriindung:

Der pharmazeutische Unternehmer hat zur Nutzenbewertung Daten der pivotalen,
abgeschlossenen, multizentrischen, randomisierten, kontrollierten, offenen Phase IlI-Studie
PRINCE vorgelegt.

Die Studie wurde von August 2019 bis Juni 2021 in 22 Studienzentren und 8 Landern (Hong
Kong, Malaysia, Philippinen, Singapur, Thailand, Kolumbien, Mexiko, Peru) durchgefiihrt.

Eingeschlossen wurden Erwachsene mit PNH und einer hamolytischen Andamie, die keine
Behandlung mit einem Komplement-Inhibitor innerhalb von drei Monaten vor dem Screening
erhalten haben. Zudem mussten Impfungen gegen Neisseria meningitidis Typ A, C, W, Y und
B, Streptococcus pneumoniae und Haemophilus influenzae Typ B innerhalb von 2 Jahren vor
Tag 1 der Behandlung oder innerhalb von 14 Tagen nach Beginn der Pegcetacoplan-
Behandlung erfolgt sein.

Die 53 Patientinnen und Patienten wurden stratifiziert nach Anzahl der Transfusionen
innerhalb der letzten 12 Monate vor dem Screening (< 4; > 4) und im Verhaltnis 2:1 auf die
beiden Studienarme Pegcetacoplan und Standard of Care (Transfusionen, Kortikosteroide,
Supplementierung) randomisiert.

Die Studie umfasste eine 4-wdchige Screeningperiode, eine 26-woOchige randomisiert
kontrollierte Behandlungsperiode (RCP) und ein 8-wdchiges Follow-Up (oder eine Open-Label-
Extensionsphase (bis zu 4 Jahre)).

1 Allgemeine Methoden, Version 7.0 vom 19.09.2023. Institut fir Qualitit und Wirtschaftlichkeit im
Gesundheitswesen, Kdln.



Neben dem primdren Studienendpunkten Stabilisierung des Hb-Werts und Veranderung des
LDH-Werts von Baseline zu Woche 26 wurden Daten zur Symptomatik, gesundheitsbezogenen
Lebensqualitdt und unerwiinschten Ereignissen erhoben.

Im Dossier legt der pharmazeutische Unternehmer die Ergebnisse des finalen Datenschnittes
vom 5. August 2021 vor, der fir die vorliegende Nutzenbewertung herangezogen wird.

Zu den Unsicherheiten der Studie PRINCE

Hinsichtlich der Studie PRINCE bestehen relevante Unsicherheiten und Limitationen im
Studiendesign und bei der Ubertragbarkeit der Studienergebnisse auf den deutschen
Versorgungskontext.

Bereits ab dem ersten Behandlungstag konnten Patientinnen und Patienten des Komparator-Arms
bei Eintreten gewisser Kriterien friihzeitig die Therapie mit Pegcetacoplan erhalten (Crossover).
Dies flihrte dazu, dass eine vergleichende Beobachtung der vollstdndig randomisierten
Studienpopulation nur fiir ca. 4 Wochen moglich war. Die mediane Zeit bis zum Crossover zur
Behandlung mit Pegcetacoplan betrug 10,2 Wochen. Ferner handelt es sich bei der PNH um eine
chronische Erkrankung und eine Behandlung mit Pegcetacoplan wird laut der Fachinformation
lebenslang empfohlen. Wie bereits in anderen Beschlissen im Anwendungsgebiet der PNH
vom G-BA dargelegt, wird hier regelhaft eine vergleichende Studiendauer von mindestens 24
Wochen als erforderlich angesehen. Diesbeziiglich werden die vorliegenden Ergebnisse
aufgrund des friihzeitigen Crossovers als nicht hinreichend aussagekraftig betrachtet.

Die vorliegenden Daten der Studie PRINCE sind daher nicht bewertbar und somit nicht
geeignet das Ausmal’ des Zusatznutzens zu quantifizieren.
Mortalitat

Das Gesamtiberleben wurde in der Studie PRINCE nicht als ein eigenstandiger Endpunkt
erhoben. Todesfalle wurden im Rahmen der Erhebung unerwiinschter Ereignisse erfasst.

In der Studie trat in beiden Behandlungsarmen jeweils ein Todesfall auf.

Die Ergebnisse zur Endpunktkategorie Mortalitat sind gleichwohl aufgrund der eingangs
dargelegten Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht geeignet, das
Ausmald des Zusatznutzens zu quantifizieren.

Morbiditat

Stabilisierung des Hb-Werts bis Woche 26 und Verédnderung des LDH-Werts in Woche 26

Die Endpunkte Stabilisierung des Hb-Werts und Verdnderung des LDH-Werts waren die co-
primaren Endpunkte der Studie PRINCE.

Die Endpunkte stellen Laborparameter ohne direkten Symptombezug dar und sind nicht per
se patientenrelevant. Da es sich um die co-primdaren Endpunkte handelt, werden sie
erganzend dargestellt.

Transfusionsfreiheit

Der Endpunkt Transfusionsfreiheit beschreibt den Anteil der Patientinnen und Patienten, die
wahrend der 26-wochigen Behandlungsperiode keine Transfusionen (Vollblut, Erythrozyten-
konzentrate oder andere Bluttransfusionen) erhielten. In den vorgelegten Auswertungen
wurden Studienteilnehmende, sofern keine Transfusion vor dem Studienabbruch auftrat, als
transfusionsfrei gewertet.

Viele Patientinnen und Patienten im vorliegenden Anwendungsgebiet bendtigen regelmaRig
Transfusionen. Eine langfristige bzw. nachhaltige Vermeidung von Transfusionen
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(Transfusionsfreiheit bzw. langfristige Transfusionsvermeidung) unter Einhaltung eines
definierten Mindestwertes an Hamoglobin stellt im vorliegenden Anwendungsgebiet ein
relevantes Therapieziel dar, mit dem eine Kontrolle der Andmie und von anamiebedingten
Symptomen bei gleichzeitigem Verzicht auf Transfusionen erreicht wird. Somit kann eine
langfristige Transfusionsfreiheit einen patientenrelevanten Endpunkt im vorliegenden
Anwendungsgebiet darstellen.

Es bestehen Unsicherheiten zu moglichen Unterschieden in der Verabreichungspraxis von
Transfusionen, da keine Angaben entnommen werden kénnen, welche Symptome bei der
Studie PRINCE als Transfusionskriterium galten und ob diese Symptome pradefiniert waren.

Die Ergebnisse zur Transfusionsfreiheit sind gleichwohl aufgrund der eingangs dargelegten
Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht geeignet, das Ausmal’ des
Zusatznutzens zu quantifizieren. Der Endpunkt wird aufgrund von Limitationen bei der
Operationalisierung und Validitat nur erganzend dargestellt.

Fatigue (FACIT-Fatigue)

In der Studie PRINCE wurde die Fatigue mit dem Fragebogen FACIT-Fatigue und dem EORTC
QLQ-C30 erhoben.

Der pharmazeutische Unternehmer legt im Dossier zum FACIT-Fatigue Auswertungen sowohl
als kontinuierlich skalierte Variable als auch in Form von Ereigniszeitanalysen vor. Fiir die Nutzen-
bewertung wurde die Ereigniszeitanalyse der Zeit bis zur erstmaligen Verschlechterung
bericksichtigt. Der FACIT-Fatigue erfasst neben der Auspragung der Fatigue-Symptomatik auch
den Einfluss dieser Symptomatik auf die Funktionalitat im Alltag sowie bei sozialen Aktivitaten.

Die Ergebnisse zum FACIT-Fatigue sind gleichwohl aufgrund der eingangs dargelegten
Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht geeignet, das Ausmal’ des
Zusatznutzens zu quantifizieren.

Symptomatik (EORTC QLQ-C30)

Die Symptomatik wurde in der Studie PRINCE mit Hilfe der Symptomskalen des Fragebogens
EORTC-QLQ-C30 erfasst.

Der EORTC QLQ-C30 ist ein generisches Messinstrument zur Erhebung der Symptomatik und
Lebensqualitdt von Patientinnen und Patienten mit onkologischen Erkrankungen. Die
Relevanz einzelner Items des Fragebogens fiir die Symptomatik des vorliegenden
Anwendungsgebietes ist unklar. Die Symptomskalen des EORTC QLQ-C30 werden daher nicht
fir die vorliegende Bewertung herangezogen.

Die Ergebnisse zur Symptomatik sind gleichwohl aufgrund der eingangs dargelegten
Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht geeignet, das Ausmal’ des
Zusatznutzens zu quantifizieren.

Lebensqualitat
EORTC QLQ-C30

Fir die Studie PRINCE liegen Daten zur gesundheitsbezogenen Lebensqualitdt anhand der
Funktionsskalen und der Skala zum globalen Gesundheitsstatus des EORTC QLQ-C30 vor.

Der pharmazeutische Unternehmer legt Auswertungen fir die Zeit bis zur Verbesserung und
Verschlechterung vor. Fiir die vorliegende Bewertung wird die Ereigniszeitanalyse fiir ,,Zeit bis zur
ersten Verschlechterung” ohne Zensierung nach einem Crossover vor dem Hintergrund des hier
gewahlten Studiendesigns als die geeignete Analyse angesehen. Dies ist u. a. dadurch begriindet,
dass fir relevante PRO ggf. eine Verschlechterung vor einem Behandlungswechsel auftritt und
mogliche Verbesserungen der Symptomatik bzw. Lebensqualitdt nach einem Crossover keinen
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Einfluss auf die Analyse haben. Daneben wurden in den Ereigniszeitanalysen ,,Zeit bis zur ersten
Verschlechterung” mehr Personen langer beobachtet als bei den Analysen ,Zeit bis zur ersten
Verbesserung”.

LASA

In der Studie PRINCE wurden weitere Daten zur gesundheitsbezogenen Lebensqualitat mittels
des Linear Analog Scale Assessment (LASA) erfasst. Aufgrund der fehlenden Validierung des
Gesamtscores des LASA werden die Einzelskalen fiir die Nutzenbewertung herangezogen.

Die Ergebnisse zur Endpunktkategorie Lebensqualitat sind gleichwohl aufgrund der eingangs
dargelegten Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht geeignet, das
Ausmald des Zusatznutzens zu quantifizieren.

Nebenwirkungen

Unerwiinschte Ereignisse (UE) gesamt

In der Studie PRINCE traten UE bei ca. 80 % der Patientinnen und Patienten im Interventions-
arm und ca. 67 % der Patientinnen und Patienten im Vergleichsarm auf. Die Ergebnisse
werden nur erganzend dargestellt.

Schwerwiegende UE (SUE), schwere UE
Es traten vereinzelt schwere UE und SUE in beiden Behandlungsarmen auf.
Therapieabbriiche aufgrund von UE

Therapieabbriiche aufgrund von UE traten bei keiner Patientin bzw. keinem Patienten auf.

Die Ergebnisse zur Endpunktkategorie Nebenwirkungen sind gleichwohl aufgrund der
eingangs dargelegten Unsicherheiten der Studie PRINCE nicht bewertbar und somit nicht
geeignet, das Ausmal’ des Zusatznutzens zu quantifizieren.

Gesamtbewertung

Fir die Nutzenbewertung von Pegcetacoplan zur Behandlung von erwachsenen Patientinnen
und Patienten mit paroxysmaler nachtlicher Hamoglobinurie (PNH), die eine hamolytische
Andmie haben, liegen Ergebnisse der Studie PRINCE vor. Im Rahmen der 26-wdchigen,
offenen, randomisiert kontrollierten Behandlungsperiode (RCP) der Studie wurde
Pegcetacoplan mit Standard of Care (Transfusionen, Kortikosteroide, Supplementierung)
verglichen.

Hinsichtlich der Studie PRINCE bestehen relevante Unsicherheiten und Limitationen im
Studiendesign und bei der Ubertragbarkeit der Studienergebnisse.

Bereits ab dem ersten Behandlungstag konnten Patientinnen und Patienten des Komparator-Arms
bei Eintreten gewisser Kriterien friihzeitig die Therapie mit Pegcetacoplan erhalten (Crossover).
Dies flihrte dazu, dass eine vergleichende Beobachtung der vollstdndig randomisierten
Studienpopulation nur fiir ca. 4 Wochen moglich war. Die mediane Zeit bis zum Crossover zur
Behandlung mit Pegcetacoplan betrug 10,2 Wochen. Ferner handelt es sich bei der PNH um eine
chronische Erkrankung und eine Behandlung mit Pegcetacoplan wird laut der Fachinformation
lebenslang empfohlen. Wie bereits in anderen Beschlissen im Anwendungsgebiet der PNH
vom G-BA dargelegt, wird hier regelhaft eine vergleichende Studiendauer von mindestens 24
Wochen als erforderlich angesehen. Diesbeziiglich werden die vorliegenden Ergebnisse
aufgrund des frihzeitigen Crossovers als nicht hinreichend aussagekraftig betrachtet.

Die vorliegenden Daten der Studie PRINCE sind daher nicht bewertbar und somit nicht
geeignet das Ausmal’ des Zusatznutzens zu quantifizieren.



In der Gesamtbewertung der vorliegenden Ergebnisse zu den patientenrelevanten
Endpunkten stuft der G-BA daher das AusmaR des Zusatznutzens von Pegcetacoplan zur
Behandlung von erwachsenen Patienten mit PNH, die eine hamolytische Anamie haben auf
Basis der Kriterien in § 5 Absatz 8 i.V.m. § 5 Absatz 7 Satz 1 Nummer 1 bis 4 AM -NutzenV als
nicht quantifizierbar ein, weil die wissenschaftliche Datengrundlage eine Quantifizierung nicht
zuldsst.

Aussagekraft der Nachweise

Die vorliegende Bewertung basiert auf den Ergebnissen der randomisierten, kontrollierten
und offenen Phase llI-Studie PRINCE.

Das Verzerrungspotential auf Studienebene wird als hoch eingeschatzt.

Hinsichtlich des in der Studie eingesetzten Komparators (Standard of Care: Transfusionen,
Kortikosteroide, Supplementierung) bestehen Limitationen. So fihren die wissenschaftlich-
medizinischen Fachgesellschaften im Rahmen des schriftlichen Stellungnahmeverfahrens aus,
dass der eingesetzte Komparator nicht den aktuellen deutschen Versorgungsstandard
abbildet und Patientinnen und Patienten im deutschen Versorgungskontext mit C5-
Inhibitoren behandelt werden. Ferner, beschreibt die EMA im EPAR, dass der gewahlte
Komparator im Hinblick auf Wirksamkeit und Sicherheit nicht optimal ist, da die Zielpopulation
Zugang zu C5-Inhibitoren hat.

Fiir die Studie PRINCE wurden Patientinnen und Patienten Uberwiegend in Siidostasien
rekrutiert. Studien zeigen, dass Unterschiede in den Charakteristika von asiatischen und nicht-
asiatischen Patientinnen und Patienten mit PNH sowie Hinweise zu einer maglicherweise
unterschiedlichen Pathogenese beztiglich Himolyse und deren Begleitkomplikationen vorliegen?. Vor
diesem Hintergrund liegen Unsicherheiten beziiglich der Ubertragbarkeit auf den deutschen
Versorgungskontext vor.

In der Gesamtschau resultiert aus den genannten Unsicherheiten hinsichtlich der
Aussagekraft der Nachweise ein Anhaltspunkt flr einen Zusatznutzen.

2.1.3 Kurzfassung der Bewertung

Bei der vorliegenden Bewertung handelt es sich um die Nutzenbewertung des neuen
Arzneimittels Aspaveli mit dem Wirkstoff Pegcetacoplan. Aspaveli wurde als Orphan Drug in
folgendem Anwendungsgebiet zugelassen:

»Aspaveli wird angewendet als Monotherapie fiir die Behandlung von erwachsenen Patienten
mit paroxysmaler nachtlicher Hdmoglobinurie (PNH), die eine hamolytische Andmie haben.”

Fir die Bewertung legt der pharmazeutische Unternehmer die Ergebnisse der offenen,
randomisiert, kontrollierten Studie PRINCE vor. Im Rahmen der 26-wdchigen Behandlungs-
periode wurde Pegcetacoplan mit Standard of Care (Transfusionen, Kortikosteroide,
Supplementierung) verglichen.

Bei der Studie PRINCE bestehen relevante Unsicherheiten und Limitationen hinsichtlich des
Studiendesigns und bei der Ubertragbarkeit der Studienergebnisse.

Bei der PNH handelt es sich um eine chronische Erkrankung. Das friihzeitige Crossover flihrte
dazu, dass eine vergleichende Beobachtung nur fiir ca. 4 Wochen moglich war. Die mediane Zeit
bis zum Crossover zur Behandlung mit Pegcetacoplan betrug 10,2 Wochen. Wie bereits in

2 Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen nach § 35a SGB V; Wirkstoff: Pegcetacoplan; Neues
Anwendungsgebiet: Paroxysmale nachtliche Hamoglobinurie, nicht vorbehandelte Patienten; G-BA, Datum der
Veroéffentlichung: 2. September 2024



anderen Beschliissen im Anwendungsgebiet der PNH vom G-BA festgestellt, wird hier regel-
haft eine vergleichende Studiendauer von mindestens 24 Wochen als erforderlich angesehen.
Diesbeziiglich werden die vorliegenden Ergebnisse aufgrund des friihzeitigen Crossovers als
nicht hinreichend aussagekraftig betrachtet.

Die vorliegenden Daten der Studie PRINCE sind daher nicht bewertbar und somit nicht
geeignet das Ausmal’ des Zusatznutzens zu quantifizieren.

Im Ergebnis wird flir Pegcetacoplan ein nicht-quantifizierbarer Zusatznutzen festgestellt, weil
die wissenschaftliche Datengrundlage eine Quantifizierung nicht zuldsst.

Bei der Aussagekraft der Nachweise bestehen Limitationen hinsichtlich des Komparators, da
dieser nicht den aktuellen deutschen Versorgungsstandard abbildet. Dies wurde im Rahmen
des vorliegenden Stellungnahmeverfahrens und im EPAR und ausgefuhrt.

2.2 Anzahl der Patientinnen und Patienten bzw. Abgrenzung der fiir die Behandlung
infrage kommenden Patientengruppen

Bei den Angaben zur Anzahl der Patienten handelt es sich um die Zielpopulation in der
Gesetzlichen Krankenversicherung (GKV).

Der G-BA legt dem Beschluss die vom pharmazeutischen Unternehmer im Dossier
angegebenen Patientenzahlen zugrunde. Das Vorgehen des pharmazeutischen Unternehmers
zur Herleitung der Patientenzahlen ist rechnerisch nachvollziehbar. Insgesamt ist die Spanne
jedoch als unsicher zu bewerten. Hinsichtlich der unteren Grenze sind die Angaben in den
Routinedatenanalyse nicht Gberprifbar und die Operationalisierung des Patientenanteils iber
die in der Routinedatenanalyse herangezogenen ICD-10-GM-Codes sind unsicher. Bei der
oberen Grenze liegen Unsicherheiten vor, da die Anamie nur ein Teil der HDA-Definition in der
Analyse des PNH-Registers ist und unterschiedliche Hamoglobin-Schwellenwerte im PNH-
Register und der Zulassungsstudie APL2-308 vorlagen.

2.3 Anforderungen an eine qualitatsgesicherte Anwendung

Die Vorgaben der Fachinformation sind zu bericksichtigen. Die europdische Zulassungs-
behorde European Medicines Agency (EMA) stellt die Inhalte der Fachinformation zu
Aspaveli (Wirkstoff: Pegcetacoplan) unter folgendem Link frei zuganglich zur Verfligung
(letzter Zugriff: 23. Juli 2024):

https://www.ema.europa.eu/de/documents/product-information/aspaveli-epar-product-
information_de.pdf

Die Einleitung und Uberwachung der Behandlung mit Pegcetacoplan soll nur durch in der
Therapie von Patientinnen und Patienten mit hamatologischen Erkrankungen erfahrene
Fachdrztinnen und Facharzte erfolgen.

Gemal} den Vorgaben der Europdischen Zulassungsbehorde (EMA) hinsichtlich zusatzlicher
MaBnahmen zur Risikominimierung ist seitens des pharmazeutischen Unternehmers
Schulungsmaterial, welches Informationen fiir medizinisches Fachpersonal und fir
Patientinnen und Patienten enthalt sowie eine Patientenkarte zur Verfliigung zu stellen. Das
Schulungsmaterial sowie die Patientenkarte enthalten insbesondere Anweisungen beziiglich
des unter Pegcetacoplan erhéhten Risikos einer Infektion mit bekapselten Bakterien. Die
Patientenkarte soll den Patientinnen und Patienten zur Verfligung gestellt werden.


https://www.ema.europa.eu/de/documents/product-information/aspaveli-epar-product-information_de.pdf
https://www.ema.europa.eu/de/documents/product-information/aspaveli-epar-product-information_de.pdf

24 Therapiekosten

Die Therapiekosten basieren auf den Angaben der Fachinformationen sowie den Angaben der
Lauer-Taxe (Stand: 1. November 2024).

Ist in der Fachinformation keine maximale Therapiedauer angegeben, wird als
Behandlungsdauer rechnerisch ein Jahr (365 Tage) angenommen, auch wenn die tatsachliche
Therapiedauer patientenindividuell unterschiedlich und/oder durchschnittlich kiirzer ist. Fur
die Berechnung der , Anzahl Behandlungen/Patient/Jahr”, Zeitintervalle zwischen einzelnen
Behandlungen und fiir die maximale Therapiedauer, sofern in der Fachinformation
angegeben, wird die Zeiteinheit , Tage” verwendet.

Behandlungsdauer:

Bezeichnung der | Behandlungs- Anzahl Behandlungs- Behandlungs-

Therapie modus Behandlungen/ dauer/ tage/ Patientin
Patientin bzw. Behandlung bzw. Patient/
Patient/Jahr (Tage) Jahr

Zu bewertendes Arzneimittel

Pegcetacoplan kontinuierlich, 2 x in 104,3 1 104,3
7 Tagen

Verbrauch:

Fir die Kostendarstellung werden nur die Dosierungen des Regelfalls betrachtet.
Patientenindividuelle Dosisanpassungen, z.B. aufgrund von Nebenwirkungen oder
Komorbiditaten, werden bei der rechnerischen Darstellung der Jahrestherapiekosten nicht
berlicksichtigt.

Generell bleiben initiale Induktionsschemata fiir die Kostendarstellung unberiicksichtigt, da es
sich bei der vorliegenden Indikation um eine chronische Erkrankung mit kontinuierlichem
Therapiebedarf handelt und in der Regel nach initialer Titration keine erneute Titration bzw.
Dosisanpassung erforderlich ist.

Bezeichnung Dosierung/ | Dosis/ Verbrauch Behand- Jahresdurch-
der Therapie Anwen- Patientin nach lungstage/ schnitts-
dung bzw. Patient/ | Wirkstarke/ | Patientin verbrauch nach
Behand- Behandlungs | bzw. Patient/ | Wirkstarke
lungstage tag Jahr

Zu bewertendes Arzneimittel

Pegcetacoplan | 1080 mg 1080 mg 1x1080mg | 104,3 104,3 x 1080 mg

Kosten:
Die Arzneimittelkosten wurden zur besseren Vergleichbarkeit ndaherungsweise sowohl auf der

Basis der Apothekenverkaufspreisebene als auch abzlglich der gesetzlich vorgeschriebenen
Rabatte nach § 130 und § 130 a SGB V erhoben. Fiir die Berechnung der Jahrestherapiekosten
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wurde zunachst anhand des Verbrauchs die bendtigte Anzahl an Packungen nach Wirkstarke
ermittelt. Mit der Anzahl an Packungen nach Wirkstarke wurden dann die Arzneimittelkosten
auf Basis der Kosten pro Packung, nach Abzug der gesetzlich vorgeschriebenen Rabatte,
berechnet.

Kosten der Arzneimittel:

Bezeichnung der Packungs- | Kosten Rabatt Rabatt Kosten nach Abzug
Therapie grolRe (Apotheken- |§ 130 § 130a gesetzlich vorgeschrie-
abgabepreis) |SGBV SGB V bener Rabatte

Zu bewertendes Arzneimittel
Pegcetacoplan 8 INF | 3063547€ 2,00€| 1749,00¢€ 28 884,47 €

Abkirzungen: INF = Infusionsldsung

Stand Lauer-Taxe: 1. November 2024

Kosten fiur zusatzlich notwendige GKV-Leistungen:

Es werden nur direkt mit der Anwendung des Arzneimittels unmittelbar in Zusammenhang
stehende Kosten berticksichtigt. Sofern bei der Anwendung des zu bewertenden Arzneimittels
entsprechend der Fachinformation regelhaft Kosten bei der notwendigen Inanspruchnahme
arztlicher Behandlung oder bei der Verordnung sonstiger Leistungen entstehen, sind die
hierfir anfallenden Kosten als Kosten flr zusatzlich notwendige GKV-Leistungen zu
bericksichtigen.

Arztliche Behandlungskosten, drztliche Honorarleistungen, sowie fiir Routineuntersuchungen
(z.B. regelhafte Laborleistungen wie Blutbilduntersuchungen) anfallende Kosten, die nicht
Uiber den Rahmen der Ublichen Aufwendungen im Verlauf der Behandlung hinausgehen,
werden nicht abgebildet.

Fiir die Kostendarstellung werden keine zuséatzlich notwendigen GKV-Leistungen
beriicksichtigt.

2.5 Benennung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen gemaf} § 35a Absatz 3 Satz 4
SGB V, die in einer Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel
eingesetzt werden kdnnen

GemaR § 35a Absatz 3 Satz 4 benennt der G-BA alle Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen, die
aufgrund der arzneimittelrechtlichen Zulassung in einer Kombinationstherapie mit dem
bewerteten Arzneimittel flir das zu bewertende Anwendungsgebiet eingesetzt werden
kénnen.

Grundlagen auf Seiten des bewerteten Arzneimittels

Eine Benennung gemadll § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V erfordert, dass auf Basis der
Fachinformation fir das bewertete Arzneimittel geprift wird, ob dieses in einer
Kombinationstherapie mit anderen Arzneimitteln im bewerteten Anwendungsgebiet
eingesetzt werden kann. Die Priifung erfolgt im ersten Schritt auf Grundlage aller Abschnitte
der aktuell gliltigen Fachinformation fiir das bewertete Arzneimittel.

Sofern das bewertete Arzneimittel im Anwendungsgebiet des Beschlusses (bewertetes
Anwendungsgebiet) einen Wirkstoff oder eine fixe Kombination von Wirkstoffen enthalt und
ausschlieBlich zum Einsatz in Monotherapie zugelassen ist, kommt eine Kombinationstherapie
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aufgrund der arzneimittelrechtlichen Zulassung nicht in Betracht, weshalb keine Benennung
erfolgt.

Eine Benennung kommt ebenfalls nicht in Betracht, sofern der G-BA fiir das bewertete
Arzneimittel gemaR § 35a Absatz 1c Satz 1 SGB V eine Freistellung als Reserveantibiotikum
beschlossen hat. Hat der G-BA eine Freistellung fir ein Reserveantibiotikum nach § 35a Absatz
1c Satz 1 SGB V beschlossen, gilt der Zusatznutzen als belegt; das AusmaR des Zusatznutzens
und seine therapeutische Bedeutung sind vom G-BA nicht zu bewerten. Aufgrund des
fehlenden Bewertungsauftrags des G-BA nach Beschluss Uiber eine Freistellung nach § 35a
Absatz 1c Satz 1 SGB V im Hinblick auf das AusmaR des Zusatznutzens und die therapeutische
Bedeutung des zu bewertenden Reserveantibiotikums besteht durch die verfahrensrechtliche
Privilegierung der pharmazeutischen Unternehmer eine Limitation dahingehend, dass fir
freigestellte Reserveantibiotika weder der Nachweis eines bestehenden noch eines
erwartbaren mindestens betrachtlichen Zusatznutzens in den Verfahren nach § 35a Absatz 1
oder 6 SGB V bzw. § 35a Absatz 1d SGB V moglich ist. Die verfahrensrechtliche Privilegierung
der nach § 35a Absatz 1c Satz 1 SGB V freigestellten Reserveantibiotika muss daher, um
Wertungswiderspriiche zu vermeiden, auch auf der Ebene der Benennung nach § 35a Absatz
3S. 4 SGB V bericksichtigt werden.

Hinsichtlich der weiteren Prifschritte wird zwischen einer ,bestimmten” oder
»unbestimmten” Kombination differenziert, die gegebenenfalls auch die Grundlage fiir eine
Benennung darstellt.

Dabei liegt eine ,bestimmte Kombination” vor, wenn konkret ein oder mehrere einzelne
Wirkstoffe genannt werden, die in Kombination mit dem bewerteten Arzneimittel im
bewerteten Anwendungsgebiet eingesetzt werden kénnen.

Eine ,unbestimmte Kombination” liegt vor, wenn zwar Angaben zu einer
Kombinationstherapie vorhanden sind, jedoch keine konkreten Wirkstoffe genannt werden.
Eine unbestimmte Kombination kann vorliegen, wenn in den Angaben zu einer
Kombinationstherapie

- eine Wirkstoffklasse oder -gruppe genannt wird, aus welcher einzelne, nicht naher
konkretisierte Wirkstoffe in Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel
eingesetzt werden kdonnen oder

- keine W.irkstoffe, Wirkstoffklassen oder -gruppen genannt werden, jedoch das
bewertete Arzneimittel zusatzlich zu einer, in der jeweiligen Fachinformation néher
beschriebenen therapeutischen Anwendung, fir die jedoch keine Angaben zu
Wirkstoffen im Rahmen dieser therapeutischen Anwendung aus der Fachinformation
hervorgehen, angewendet wird.

Kombinationspartner

Der Kombinationspartner ist ein Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen, das in
Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel fiir das zu bewertende
Anwendungsgebiet eingesetzt werden kann.

Damit ein Arzneimittel als Kombinationspartner in Betracht kommen kann, muss es zum
Beschlussdatum des vorliegenden Beschlusses als Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen gemaR
§ 2 Absatz 1 AM-NutzenV i.V.m den entsprechenden Regelungen im 5. Kapitel VerfO des G-BA
einzuordnen sein. Zudem muss das Arzneimittel in dem bewerteten Anwendungsgebiet
zugelassen sein, wobei eine Zulassung nur fir ein Teilgebiet des bewerteten
Anwendungsgebiets ausreichend ist.

12



Auf der Grundlage einer ,unbestimmten Kombination“ muss der Kombinationspartner den
Angaben zu der Wirkstoffklasse oder -gruppe oder der therapeutischen Anwendung laut
Fachinformation des bewerteten Arzneimittels im bewerteten Anwendungsgebiet
zuzuordnen sein, wobei fiir die Definition einer Wirkstoffgruppe die entsprechenden Angaben
in der Fachinformation des bewerteten Arzneimittels zugrunde gelegt werden.

Zudem durfen auf Seiten des Kombinationspartners keine Ausschlussgriinde flr eine
Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel vorliegen, insbesondere keine
ausschlieBliche Zulassung als Monotherapie.

Zudem wird auf Grundlage aller Abschnitte der aktuell giiltigen Fachinformation des in
Betracht kommenden Kombinationspartners geprift, ob Angaben enthalten sind, nach denen
ein Einsatz in Kombinationstherapie mit dem bewerteten Arzneimittel im bewerteten
Anwendungsgebiet im zulassungsrechtlichen Sinn ausgeschlossen ist. Entsprechende
Angaben konnen beispielsweise Dosierungsangaben oder Warnhinweise sein. Fiir den Fall,
dass das Arzneimittel im Rahmen einer bestimmten oder unbestimmten Kombination
angewendet wird, welche das bewertete Arzneimittel nicht umfasst, so ist eine Kombination
mit dem bewerteten Arzneimittel ausgeschlossen.

Darliber hinaus dirfen auf Seiten des bewerteten Arzneimittels laut dessen Fachinformation
keine spezifischen Angaben enthalten sein, die einen Einsatz in Kombinationstherapie mit
dem in Betracht kommenden Kombinationspartner im bewerteten Anwendungsgebiet im
zulassungsrechtlichen Sinn ausschlief3en.

Nicht als Kombinationspartner in Betracht kommen Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen, fir
die der G-BA gemal} § 35a Absatz 1c Satz 1 SGB V eine Freistellung als Reserveantibiotikum
beschlossen hat. Die verfahrensrechtliche Privilegierung der nach § 35a Absatz 1c Satz 1 SGB V
freigestellten Reserveantibiotika gilt auch fur das als Kombinationspartner in Betracht
kommende Arzneimittel entsprechend.

Benennung

Die Arzneimittel, welche als Kombinationspartner nach den voranstehenden Priifungspunkten
bestimmt worden sind, werden durch Angabe des jeweiligen Wirkstoffes und des
Handelsnamens benannt. Die Benennung kann mehrere Wirkstoffe umfassen, sofern mehrere
Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen in derselben Kombinationstherapie mit dem bewerteten
Arzneimittel eingesetzt werden kénnen oder aber unterschiedliche Kombinationen mit
verschiedenen Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen der Benennung zugrunde liegen.

Sofern der vorliegende Beschluss zu dem bewerteten Arzneimittel im bewerteten
Anwendungsgebiet mehrere Patientengruppen enthéalt, erfolgt die Benennung von
Kombinationspartnern fiir jede einzelne Patientengruppe gesondert.

Ausnahme von der Benennung

Von der Benennung wurden Kombinationstherapien ausgenommen, fir die -
patientengruppenbezogen - ein betrachtlicher oder erheblicher Zusatznutzen in einem
Beschluss nach § 35a Absatz 3 Satz 1 SGB V festgestellt worden ist oder nach § 35a Absatz 1d
Satz 1 SGB V festgestellt wurde, dass die Kombination einen mindestens betrachtlichen
Zusatznutzen erwarten lasst. Dabei muss die Kombinationstherapie, die von der Benennung
ausgenommen wird, in der Regel identisch sein mit der Kombinationstherapie, die den
voranstehenden Feststellungen zugrunde lag.

Bei Benennungen auf der Grundlage von unbestimmten Kombinationen werden nur jene
Kombinationspartner aufgrund eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3 Satz 1 SGB V fur das
bewertete Arzneimittel, in dem ein betrachtlicher oder erheblicher Zusatznutzen festgestellt
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worden war, von der Benennung ausgenommen, die zum Zeitpunkt dieses Beschlusses
zugelassen waren.

Rechtswirkungen der Benennung

Die Benennung von Kombinationen erfolgt gemaR den gesetzlichen Vorgaben nach § 35a
Absatz 3 Satz 4 und dient ausschlielich 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 Prifung wurde
ausschlieBlich auf Grundlage der arzneimittelzulassungsrechtlichen Maoglichkeit eines
Einsatzes der Arzneimittel in Kombinationstherapie im bewerteten Anwendungsgebiet auf der
Grundlage von Fachinformationen vorgenommen; der allgemein anerkannte Stand der
medizinischen Erkenntnisse oder die Anwendung der Arzneimittel in der Versorgungsrealitat
waren aufgrund des fehlenden Bewertungsauftrages des G-BA im Rahmen des § 35a Absatz 3
S. 4 SGB V nicht Gegenstand der Priifung.

Die getroffenen Feststellungen schrianken weder den zur Erflllung des arztlichen
Behandlungsauftrags erforderlichen Behandlungsspielraum ein, noch treffen sie Aussagen
Uber ZweckmaRigkeit oder Wirtschaftlichkeit.

Begriindung fiir die Feststellungen zur Benennung im vorliegenden Beschluss:

Erwachsene mit paroxysmaler nachtlicher Himoglobinurie (PNH), die eine hdmolytische
Andmie haben und keine vorherige Therapie mit einem Komplementinhibitor erhalten haben

Keine Benennung von in Kombinationstherapie einsetzbaren Arzneimitteln mit neuen
Wirkstoffen gemal} § 35a Absatz 3 Satz 4 SGB V, da es sich bei dem zu bewertenden Wirkstoff
um einen in Monotherapie zugelassenen Wirkstoff handelt.

3. Biirokratiekostenermittlung

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

4, Verfahrensablauf

Am 31. Mai 2024 hat der pharmazeutische Unternehmer gemdaR 5. Kapitel § 8 Absatz
1 Nummer 2 VerfO fristgerecht ein Dossier zur Nutzenbewertung von Pegcetacoplan beim
G-BA eingereicht.

Die Nutzenbewertung des G-BA wurde am 2. September 2024 zusammen mit der Bewertung
der Therapiekosten und Patientenzahlen des IQWiG auf den Internetseiten des G-BA
(www.g-ba.de) veroffentlicht und damit das schriftliche Stellungnahmeverfahren eingeleitet.
Die Frist zur Abgabe von Stellungnahmen war der 23. September 2024.

Die mindliche Anhérung fand am 7. Oktober 2024 statt.

Ein Amendment zur Nutzenbewertung mit einer ergdanzenden Bewertung von im
Stellungnahmeverfahren vorgelegten Daten wurde am 29. Oktober 2024 vorgelegt.
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Zur Vorbereitung einer Beschlussempfehlung hat der Unterausschuss Arzneimittel eine
Arbeitsgruppe (AG § 35a) beauftragt, die sich aus den von den Spitzenorganisationen der
Leistungserbringer benannten Mitgliedern, der vom GKV-Spitzenverband benannten
Mitglieder sowie Vertreter(innen) der Patientenorganisationen zusammensetzt. Dariber
hinaus nehmen auch Vertreter(innen) des IQWiG an den Sitzungen teil.

Die Auswertung der eingegangenen Stellungnahmen sowie der miindlichen Anhérung wurde
in der Sitzung des Unterausschusses am 12. November 2024 beraten und die Beschlussvorlage
konsentiert

Das Plenum hat in seiner Sitzung am 22. November 2024 die Anderung der Arzneimittel-
Richtlinie beschlossen.

Zeitlicher Beratungsverlauf

Sitzung Datum Beratungsgegenstand

Unterausschuss|27. August 2024 Kenntnisnahme der Nutzenbewertung des

Arzneimittel G-BA

AG § 35a 17. September 2024 | Information Gber eingegangene Stellungnahmen,
Vorbereitung der miindlichen Anhorung

Unterausschuss|7. Oktober 2024 Durchfiihrung der miindlichen Anhorung

Arzneimittel

AG § 35a 15. Oktober 2024 Beratung liber die Dossierbewertung des G-BA, die

5. November 2024 Bewertung des IQWiG zu Therapiekosten und
Patientenzahlen sowie die Auswertung des
Stellungnahmeverfahrens

Unterausschuss|12. November 2024 |AbschlieRende Beratung der Beschlussvorlage
Arzneimittel

Plenum 22. November 2024 |Beschlussfassung tiber die Anderung der AM-RL

Berlin, den 22. November 2024

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemald § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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