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1. Rechtsgrundlage

Nach 8 35a Absatz 1 SGB V bewertet der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) den Nutzen
von erstattungsfahigen Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen.

Fur 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 gemalf} § 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 Verhaltnis zur zweckmafigen
Vergleichstherapie missen nicht vorgelegt werden (8§ 35a Absatz 1 Satz 11 2. Halbs. SGB V).
§35a Absatz1l Satz11l 1. Halbs. SGBV fingiert somit einen Zusatznutzen fir ein
zugelassenes Orphan Drug, obschon eine den in 8 35a Absatz 1 Satz 3 Nr. 2 und 3 SGB V
i.vV.m. b5.Kapitel 88 5ff. der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) niedergelegten
Grundsatzen entsprechende Bewertung des Orphan Drugs nicht durchgefiihrt worden ist.
Unter Angabe der Aussagekraft der Nachweise ist gemaR3 § 5 Absatz 8 AM-NutzenV nur das
Ausmal des Zusatznutzens zu quantifizieren.

Die aus der gesetzlich angeordneten Bindung an die Zulassung resultierenden
Beschréankungen bei der Nutzenbewertung von Orphan Drugs entfallen jedoch, wenn der
Umsatz des Arzneimittels mit der gesetzlichen Krankenversicherung zu Apotheken-
verkaufspreisen sowie auflerhalb der vertragsarztlichen Versorgung einschlief3lich
Umsatzsteuer in den letzten zwolf Kalendermonaten einen Betrag von 50 Millionen Euro
Ubersteigt. Dann hat der pharmazeutische Unternehmer gemalRR § 35a Absatz 1 Satz 12
SGB V innerhalb von drei Monaten nach Aufforderung durch den G-BA Nachweise geman
5. Kapitel 85 Absatz 1 bis 6 VerfO, insbesondere zum medizinischen Zusatznutzen im
Verhaltnis zu der vom G-BA entsprechend 5. Kapitel 8 6 VerfO festgelegten zweckmafigen
Vergleichstherapie, zu Ubermitteln und darin den Zusatznutzen gegentiber der zweckmafigen
Vergleichstherapie nachzuweisen.

Gemall § 35a Absatz 2 SGB V entscheidet der G-BA, ob er die Nutzenbewertung selbst
durchfuhrt 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 moadifiziert, dass bei Orphan Drugs zunachst keine eigenstandige Festlegung
einer zweckmafigen Vergleichstherapie mehr durch den G-BA als Grundlage der insoweit
allein rechtlich zuldssigen Bewertung des Ausmalles eines gesetzlich zu unterstellenden
Zusatznutzens erfolgt. Vielmehr wird ausschlief3lich 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 gemaf § 35a Absatz 2 SGB V in der Weise abgeandert, dass bei Orphan
Drugs eine Beauftragung des IQWIiG 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 Uberschritten 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 SGB V innerhalb von drei Monaten nach dem
malfigeblichen Zeitpunkt flr die Einreichung der Nachweise abzuschlieBen und im Internet zu
veroffentlichen.



Nach 8 35a Absatz 3 SGB V beschliel3t der G-BA uber die Nutzenbewertung innerhalb von
drei Monaten nach ihrer Veroffentlichung. Der Beschluss ist im Internet zu veroéffentlichen und
ist Teil der Arzneimittel-Richtlinie.

Nach 5. Kapitel § 20 Abs. 4 VerfO kann der Unterausschuss Arzneimittel bei Anderungsbedarf
im Sinne einer sachlich-rechnerischen Richtigstellung hinsichtlich der Angaben nach 5. Kapitel
§ 20 Abs. 3 Nr. 2 (Anzahl der Patienten bzw. Abgrenzung der fur die Behandlung infrage
kommenden Patientengruppen) oder Nr. 4 (Therapiekosten) VerfO durch einvernehmlichen
Beschluss die entsprechenden Anderungen vornehmen, soweit dadurch der Kerngehalt der
Richtlinie nicht beruhrt wird.

2. Eckpunkte der Entscheidung

In seiner Sitzung am 14. Mai 2020 hat der G-BA ber die Nutzenbewertung von Betibeglogene
autotemcel gemaR § 35a SGB V beschlossen. Im Nachgang zu der Veréffentlichung des
Beschlusses auf der Internetseite des G-BA ist der G-BA zu dem Ergebnis gelangt, dass
Bedarf fur eine Anpassung der Angaben zu den im Beschluss dargestellten Therapiekosten
besteht.

Vor der Infusion von Betibeglogene autotemcel muss eine vollstandige myeloablative
Konditionierung durchgefuhrt werden. Im Beschluss vom 14. Mai 2020 wurden die Kosten fur
die myeloablative Konditionierung auf Basis des Apothekenverkaufspreises abziglich
gesetzlicher Rabatte des in den klinischen Studien verwendeten Wirkstoffes Busulfan
dargestellt. Da die myeloablative Konditionierung jedoch ausschlie3lich im Rahmen der
stationdren Versorgung erfolgt, werden die Angaben zu den der GKV zusatzlich anfallenden
Kosten der myeloablativen Konditionierung angepasst und auf Basis der stationaren Kosten
angegeben.

Die Berechnung der zusatzlich notwendigen GKV-Leistungen fiur die Jahrestherapiekosten
leitet sich entsprechend der Angaben in den Tragenden Griinden zum Beschluss vom 14. Mai
2020 und den Fachinformationen wie folgt her.

Kosten fir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen:

Es werden nur direkt mit der Anwendung des Arzneimittels unmittelbar in Zusammenhang
stehende Kosten berlicksichtigt. Sofern bei der Anwendung des zu bewertenden Arzneimittels
entsprechend der Fach- oder Gebrauchsinformation regelhaft Unterschiede bei der
notwendigen Inanspruchnahme arztlicher Behandlung oder bei der Verordnung sonstiger
Leistungen bestehen, sind die hierfur anfallenden Kosten als Kosten fur zusatzlich notwendige
GKV-Leistungen zu berlcksichtigen.

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

Bei Betibeglogene autotemcel handelt es sich um ein Zellprodukt, welches aus autologen
CD34+-Stammzellen hergestellt wird. Zur Gewinnung des Zellmaterials ist daher regelhaft
eine HSZ-Mobilisierung und eine Apherese der Stammzellen notwendig. Da die HSZ-
Mobilisierung und die Apherese der Stammzellen Teil der Herstellung des Arzneimittels
gemall 8§ 4 Absatz 14 AMG ist, fallen diesbeziglich keine weiteren Kosten fir das zu
bewertende Arzneimittel an.



Vor der Infusion von Betibeglogene autotemcel muss eine vollstandige myeloablative
Konditionierung durchgefiihrt werden. Da diese ausschliel3lich im Rahmen der stationéren
Versorgung erfolgt, werden die der GKV zusétzlich anfallenden Kosten im stationdren Bereich
im Beschluss dargestellt. Die Fachinformation von Betibeglogene autotemcel enthalt keine
expliziten Vorgaben uber die Art und Dauer der einzusetzenden Arzneimittel fur die
myeloablative Konditionierung, zudem kdénnen die Kosten der hierfir verwendeten Wirkstoffe
(beispielsweise fir den in den klinischen Studien verwendeten Wirkstoff Busulfan) in Form von
krankenhausindividuellen Zusatzentgelten anfallen. Die zusatzlich notwendigen GKV-
Leistungen sind daher nicht bezifferbar.”

3. Stellungnahmeverfahren nach § 92 Abs. 3a SGB V

Fur die Anderung der Arzneimittel-Richtlinie bedarf es nicht der Durchfiihrung eines
Stellungnahmeverfahrens nach § 92 Abs. 3a SGB V. Der pharmazeutische Unternehmer wird
durch die Berichtigung der Angaben zu den Kosten des Wirkstoffes Betibeglogene autotemcel
nicht beschwert; mit der Anderung wird lediglich eine im Ubrigen von dem pharmazeutischen
Unternehmer angeregte sachliche Richtigstellung der Kostendarstellung vorgenommen.

4. Bilrokratiekosten

Durch den vorgesehenen Beschluss entstehen keine neuen bzw. geanderten
Informationspflichten fur Leistungserbringer im Sinne von Anlage Il zum 1. Kapitel VerfO und
dementsprechend keine Biirokratiekosten.

5. Verfahrensablauf

Nach der Beschlussfassung ist die Notwendigkeit der Anpassung im Beschluss hinsichtlich
der Berechnung der Jahrestherapiekosten im Beschluss vom 14. Mai 2020 uber eine
Anderung der Arzneimittel-Richtlinie Anlage XII - Beschlusse Uber die Nutzenbewertung von
Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen nach 8 35a SGB V — Betibeglogene autotemcel
aufgefallen.

Der Sachverhalt wurde in der Arbeitsgruppe AG § 35a und im Unterausschuss Arzneimittel
beraten.

Das Plenum hat in seiner Sitzung am 3. Dezember 2020 die Anderung der AM-RL hinsichtlich
einer sachlichen Richtigstellung im Beschluss vom 14. Mai 2020 einvernehmlich beschlossen.

Zeitlicher Beratungsverlauf

Sitzung Datum Beratungsgegenstand

AG § 35a 4. November 2020 Beratung Uber den Sachverhalt
18. November 2020

Unterausschuss |24. November 2020 |Beratung lber einen Anderungsbeschluss
Arzneimittel hinsichtlich der Kostendarstellung des
Beschlusses vom 14. Mai 2020




Plenum 3. Dezember 2020 Beschlussfassung uber einen

Anderungsbeschluss hinsichtlich der
Kostendarstellung des Beschlusses vom 14.
Mai 2020

Berlin, den 3. Dezember 2020

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemanR § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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