Gemeinsamer

Amend ment Bundesausschuss

zur Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit
neuen Wirkstoffen nach § 35a SGB V

Bewertung von Arzneimitteln fiir seltene Leiden nach § 35a
Absatz 1 Satz 11i. V. m. Kapitel 5 § 12 Nr. 1 Satz 2 VerfO

Wirkstoff: Polihexanid

Dossierbewertung vom 2. Januar 2025
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BCVA Best corrected visual acuity (Sehschéarfe bei bestmdoglicher Korrektur durch
eine Sehhilfe)
EQ-5D European Quality of Life 5-Dimension
G-BA Gemeinsamer Bundesausschuss
N Anzahl
pU pharmazeutischer Unternehmer
SGB Sozialgesetzbuch
VAS Visuelle Analogskala
VFQ-25 Visual Function Questionnaire-25
VerfO Verfahrensordnung des G-BA
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1 Hintergrund

Polihexanid ist zugelassen als Arzneimittel zur Behandlung eines seltenen Leidens nach der
Verordnung (EG) Nr. 141/2000 des Europaischen Parlaments und des Rates vom 16. Dezember 1999
Uber Arzneimittel fiir seltene Leiden. Gemals § 35a Absatz 1 Satz 11 1. Halbs. SGBV gilt der
medizinische Zusatznutzen durch die Zulassung als belegt.

In die Bewertung werden gemal’ Zulassungsstatus Patienten in folgender Indikation eingeschlossen:
Jugendliche und Erwachsene mit Akanthamoben-Keratitis.

Der pharmazeutische Unternehmer (pU) hat am 1. Oktober 2024 ein Dossier zur Nutzenbewertung
gemal § 35a SGB V beim Gemeinsamen Bundesausschuss (G-BA) eingereicht. Als bewertungs-
relevante Studie wurde die pivotale Studie 043/SI fur die Nutzenbewertung herangezogen, eine
randomisierte, verblindete, multizentrische Phase-lll-Studie, die im Rahmen des Zulassungs-
prozesses als einarmige Studie ausgewertet worden ist und im Rahmen der Nutzenbewertung
ebenfalls als eine solche betrachtet wird.

Die Nutzenbewertung wurde am 2. Januar 2025 zusammen mit der Bewertung der Therapiekosten
und Patientenzahlen des Instituts fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)
auf der Internetseite des G-BA (http://www.g-ba.de) veroffentlicht und damit das schriftliche
Stellungnahmeverfahren eingeleitet. Eine miindliche Anhérung fand am 10. Februar 2025 statt, in
der offene Fragen zu den in den schriftlichen Stellungnahmen dargelegten Daten und Argumenta-
tionen erdrtert wurden.

In den Dossierunterlagen wurde berichtet, dass Verdanderungen nicht berichtet worden sind,
wenn ihr Wert ,,0“ betragt. Auf Basis der verfligbaren Informationen war unklar, inwiefern alle
eingeschlossenen Personen in die Auswertung eingingen. Der pU wollte dementsprechende
Informationen oder Auswertungen nachliefern.

Vor diesem Hintergrund bat der Unterausschuss Arzneimittel um eine Bewertung der nachgereichten
Auswertungen und Informationen zur Beriicksichtigung von Personen mit einer Veranderung
von ,,0“ in den Auswertungen.

2 Fragestellung

Mit diesem Amendment wird die schriftliche Stellungnahme nach der miindlichen Anhérung zur
Kritik der Nutzenbewertung hinsichtlich des Einbezugs von Personen ohne Verdnderungen in
den vorgelegten Auswertungen des pU bewertet.

3 Liste der verwendeten Quellen

Zur Bestimmung des AusmafBes des Zusatznutzens fir Polihexanid wurden folgende Quellen fir
dieses Amendment herangezogen:

Schriftliche Stellungnahme des pU vom 14. Februar 2025 [5]
Note to File (Study Files) [3]

Dossier zur Nutzenbewertung [4]

Mindliche Anhorung (stenographisches Wortprotokoll) [1]
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4 Ergebnisse

In den Dossierunterlagen stellte der pU die Veranderung zwischen der Visite zu Studienende
gegeniliber Baseline in samtlichen Endpunkten der Morbiditat und Lebensqualitdt anhand der
kontinuierlichen Auswertungen dar. In einer FuRnote des Modul 4 wird angemerkt, dass
Veranderungen berichtet werden, sofern der Wert nicht gleich ,,0“ betragt. In der Nutzenbewertung
wurde angemerkt, dass Personen ohne Verdnderung nicht in die Auswertungen eingegangen
sind. Nach der miindlichen Anhorung legt der pU schriftlich dar, dass alle zuriickgesandten Frage-
bogen in die Auswertungen eingegangen sind [5]. Eine Veranderung wurde als ,,0“ definiert, wenn
der Post-Baseline-Wert und der Baseline-Wert identisch sind [3].

Die in der Nutzenbewertung beschriebene Methodik ist nach Angaben des pU somit
nichtzutreffend [2]. Alle Personen sind nach Angaben des pU unabhangig von ihrer Verdnderung
in die Auswertung eingegangen. Die Rationale hinter der FulBnote in Modul 4 wurde jedoch nicht
erlautert.

Auf Basis der vorliegenden Informationen werden die Riicklaufe und Erhebungen der bestkorrigierten
Sehscharfe (BCVA), der EQ-5D-VAS und des VFQ-25 bezogen auf die urspriinglichen einge-
schlossenen Personen (N = 69) zum Studienende als ausreichend hoch bewertet. Das Studienende
war fur jede teilnehmende Person als Abschluss der Behandlung und somit zu unterschiedlichen
Zeitpunkten definiert. Therapieversager und Personen, die aus der Studie aus anderen Griinden
ausschieden, sollten trotzdem die Visite zum Studienende durchfiihren. Auf Basis der verfligbaren
Informationen ist unklar, ob die Erhebung der BCVA zum Studienende bei Personen, die vorzeitig
aus der Studie ausgeschieden sind, durchgefiihrt worden ist.

Der Effekt von Polihexanid auf die Morbiditat und Lebensqualitat kann auf Grundlage der Daten
weiterhin nicht bewertet werden.
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