Pressemitteilung

Gemeinsamer Bundesausschuss geméB § 91 SGB V

Nr. 65 /2020

Arzneimittel

G-BA setzt Bewertung von Zolgensma® aus —
Hersteller muss nun vollstdndige Daten vor-
legen

Berlin, 3. Dezember 2020 — Zolgensma® kann in Deutschland seit dem
1. Juli 2020 bei der Behandlung der spinalen Muskelatrophie eingesetzt
werden. Es handelt sich um ein Arzneimittel zur Behandlung eines selte-
nen Leidens (Orphan Drug). Der Gemeinsame Bundesausschuss
(G-BA) musste heute das Orphan-Drug-Bewertungsverfahren zum Zu-
satznutzen von Zolgensma® aussetzen. Dieser Schritt ist rechtlich not-
wendig gewesen, da der Umsatz des Orphan Drugs vom Markteintritt in
Deutschland bis heute bereits mehr als 50 Mio. Euro betragt. Der G-BA
wird nun in der reguléren frihen Nutzenbewertung anhand von Ver-
gleichsdaten bewerten, ob und in welchem Ausmal ein medizinischer
Zusatznutzen von Zolgensma® vorliegt. Der Hersteller ist bereits aufge-
fordert, dem G-BA Nachweise zum Zusatznutzen von Zolgensma® ge-
geniiber einer zweckmaRigen Vergleichstherapie vorzulegen. Uber das
Ergebnis des Bewertungsverfahrens wird der G-BA voraussichtlich im
November 2021 entscheiden.

,urspringlich sollte in diesem Monat das Bewertungsverfahren zu Zol-
gensma® abgeschlossen werden. Das ist nun nicht moéglich, da auf-
grund des sehr hohen Umsatzes in Deutschland seit Markteintritt im

Juli 2020 das Orphan-Drug-Privileg wegfallt und eine tiefergehende Be-
wertung notwendig ist. Dieser Mechanismus ist gesetzlich festgelegt.
Wir werden jetzt anhand der vorhandenen Studienlage — und nicht nur
auf Basis der Zulassungsunterlagen — prifen, was wir derzeit zum medi-
zinischen Nutzen und Zusatznutzen gegeniber einer zweckmafigen

Vergleichstherapie bereits wissen und wo es noch Licken gibt. Daten zu

Langzeitrisiken und zur Nachhaltigkeit der Therapieeffekte wird es auch
in der anstehenden reguldren Nutzenbewertung noch nicht geben kon-

nen, jedoch muss der Unternehmer vergleichende Daten gegeniiber den

vorhandenen Therapiealternativen darlegen. Es geht auch um die
Frage, ob beispielsweise bestimmte Altersgruppen besonders von einer
Therapie mit Zolgensma® profitieren. Allein die einarmigen Zulassungs-
studien werden hierflr nicht ausreichen. Mit der vorlaufigen Verschie-
bung des Beschlusses sind selbstverstandlich keine Einschrankungen
fur die derzeitige Anwendung von Zolgensma® bei erkrankten Kindern
verbunden. Zolgensma® kann im Rahmen seiner Zulassung und unter
Einhaltung der qualitatssichernden Standards weiterhin verordnet und
eingesetzt werden. Unbenommen der Verschiebung werden wir im Feb-
ruar auch die anwendungsbegleitende Datenerhebung beschliel3en, so
Prof. Josef Hecken, unparteiischer Vorsitzender des G-BA und Vorsit-
zender des Unterausschusses Arzneimittel. ,Den Erstattungsbetrag fur
Zolgensma® kann der pharmazeutische Unternehmer bis 30. Juni 2021
weiterhin frei festlegen und damit die generelle gesetzliche Regelung fir
jedes neue Arzneimittel im ersten Jahr nach Markteintritt nutzen. Der ab
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schen dem GKV-Spitzenverband und dem Hersteller vereinbart. Da das Pressemitteilung Nr. 65 / 2020
Bewertungsergebnis des G-BA — das die Basis fur diese Verhandlungen  vom 3. Dezember 2020
bildet — voraussichtlich erst im November 2021 vorliegen wird, wird der

anschliel3end vereinbarte Preis riickwirkend zum 1. Juli 2021 gelten.”

Umfassende Bewertung von Orphan Drugs ab 50 Mio. Euro Umsatz

Nach dem Willen des Gesetzgebers gilt der Zusatznutzen bei Orphan
Drugs generell als belegt. Der G-BA darf nur bewerten, wie grol3 das
Ausmal des Zusatznutzens ist: gering, betrachtlich, erheblich oder nicht
guantifizierbar. Als Grundlage fur die Entscheidung muss der Hersteller
dem G-BA zudem kein vollstandiges Dossier — das heif3t mit Nachwei-
sen des medizinischen (Zusatz-)Nutzens im Verhaltnis zur Vergleichs-
therapie — zur Verfigung stellen. Das Ausmald des Zusatznutzens kann
lediglich anhand der Zulassungsunterlagen nachgewiesen werden.

Ubersteigt ein Orphan Drug jedoch die gesetzlich festgelegte Umsatz-
schwelle mit der gesetzlichen Krankenversicherung von 50 Mio. Euro in
den letzten zwolf Monaten, greift auch hier das regulére Verfahren der
frihen Nutzenbewertung. Der pharmazeutische Unternehmer ist dann
aufgefordert, ein vollstandiges Dossier zur medizinischen (Zusatz-)Nut-
zenbewertung im Verhaltnis zur zweckméaRigen Vergleichstherapie vor-
zulegen. Das Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheits-
wesen (IQWIG) wertet im Auftrag des G-BA das Dossier aus. Auf der
Basis des IQWIiG-Berichts berat der G-BA abschlieRend tber das Be-
wertungsergebnis.

Zolgensma® zur Behandlung der spinalen Muskelatrophie (SMA)

Die SMA ist eine seltene, genetisch bedingte neuromuskulare Erkran-
kung. Sie geht einher mit Muskelschwache und Skelettverformungen
und fuhrt in der schwersten Form unbehandelt zum Tod. Jéahrlich werden
in Deutschland ca. 80 bis 120 Kinder (davon mindestens die Halfte mit
SMA Typ 1, der schwersten Form der SMA) mit dieser genetischen
Krankheit geboren. Die wenigen Behandlungsmaoglichkeiten beschran-
ken sich derzeit (neben der Therapie mit Zolgensma®) je nach Erkran-
kungsbild auf eine dauerhafte Gabe des Antisense-Oligonukleotids Spin-
raza® (Nusinersen) oder auf eine patientenindividuell optimierte, unter-
stitzende Behandlung, um Symptome zu lindern und die Lebensqualitat
zu verbessern.

Zolgensma® kann in Deutschland seit dem 1. Juli 2020 bei der Behand-
lung der SMA eingesetzt werden. Es handelt sich um eine Gentherapie,
die bei bestimmten Formen der SMA eine Kopie des fehlenden Gens lie-
fern und entsprechend frihzeitig in den Krankheitsverlauf eingreifen soll,
um das Fortschreiten der Muskelschwéache aufzuhalten. Zolgensma®
wird einmalig angewendet.
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Apothekenpflichtige verschreibungspflichtige Arzneimittel sind in vom 3. Dezember 2020

Deutschland grundsatzlich unmittelbar nach der Zulassung fir alle Pati-
entinnen und Patienten in der gesetzlichen Krankenversicherung (GKV)
verfugbar. Der pharmazeutische Unternehmer kann den Preis fur neue
patentgeschiitzte Arzneimittel bei Markteintritt frei bestimmen. In den
ersten 12 Monaten belduft sich die Erstattung auf diesen vom pharma-
zeutischen Unternehmer festgelegten Betrag.

Aufgabe des G-BA ist es, den Zusatznutzen neu zugelassener Arznei-
mittel mit neuen Wirkstoffen oder einem neuen Anwendungsgebiet ge-
genlber der zweckméaRigen Vergleichstherapie zu bewerten. Hierbei
pruft der G-BA, mit welcher Sicherheit Aussagen zum Zusatznutzen ge-
macht werden kdnnen — gibt es ,keinen Nachweis®, einen ,Anhalts-
punkt”, einen ,Hinweis" oder einen ,Beleg“. Beim Ausmal} des Zusatz-
nutzens unterscheidet der G-BA die Kategorien ,gering“, ,betrachtlich”
und ,erheblich” sowie ,nicht quantifizierbar*.

Das nun ausgesetzte Bewertungsverfahren zum Ausmal3 des Zusatz-
nutzens von Zolgensma® sollte urspriinglich im Dezember 2020 abge-
schlossen werden.

Weitere Information finden Sie auf der Website des G-BA unter Nutzen-
bewertung von Arzneimitteln.

Alle Dokumente zu laufenden und abgeschlossenen Nutzenbewertungs-
verfahren finden Sie unter Verfahren der Nutzenbewertung.

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) ist das oberste Beschlussgremium der gemein-
samen Selbstverwaltung der Arztinnen und Arzte, Zahnarztinnen und Zahnarzte, Psychothera-
peutinnen und Psychotherapeuten, Krankenh&user und Krankenkassen in Deutschland. Er be-
stimmt in Form von Richtlinien den Leistungskatalog der gesetzlichen Krankenversicherung
(GKV) fur etwa 73 Millionen Versicherte. Der G-BA legt fest, welche Leistungen der medizini-
schen Versorgung von der GKV ubernommen werden. Rechtsgrundlage fiir die Arbeit des G-BA
ist das Funfte Buch des Sozialgesetzbuches (SGB V). Entsprechend der Patientenbeteiligungs-
verordnung nehmen Patientenvertreterinnen und Patientenvertreter an den Beratungen des
G-BA mitberatend teil und haben ein Antragsrecht.

Den gesundheitspolitischen Rahmen der medizinischen Versorgung in Deutschland gibt das
Parlament durch Gesetze vor. Aufgabe des G-BA ist es, innerhalb dieses Rahmens einheitliche
Vorgaben fir die konkrete Umsetzung in der Praxis zu beschlieRen. Die von ihm beschlossenen
Richtlinien haben den Charakter untergesetzlicher Normen und sind fir alle Akteure der GKV
bindend.

Bei seinen Entscheidungen bertcksichtigt der G-BA den allgemein anerkannten Stand der medi-
zinischen Erkenntnisse und untersucht den diagnostischen oder therapeutischen Nutzen, die
medizinische Notwendigkeit und die Wirtschaftlichkeit einer Leistung aus dem Pflichtkatalog der
Krankenkassen. Zudem hat der G-BA weitere wichtige Aufgaben im Bereich des Qualitatsmana-
gements und der Qualitatssicherung in der ambulanten und stationdren Versorgung.

Weitere Informationen finden Sie unter www.g-ba.de.
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