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hek U(I?rige Leistungsausgaben;
Fahrkosten; 8,7; 3% 16,4; 6%

Behandlungspflege/Hausliche
Krankenpflege; 9,4; 3%

Hilfsmittel; 11,1; 4%
Heilmittel; 12,0; 4%

Zahnarztliche Behandlung inklk
Zahnersatz; 17,7; 6%

Krankengeld; 19,1; 7%

Arztliche Behandlung;
47,2; 16%
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Krankenhausbehandlung;

93,6; 33%

Leistungsausgaben 2023:

288,4 Mrd. €

/ Gesamtausgaben 2023: \

€

306 Mrd. €

Geschatzte
Gesamtausgaben 2024:
314 Mrd. €

4

Arzneimittel inkl.
Schutzimpfungen; 53,2; 18%

Quelle: Eigene Darstellung nach Kv45
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Das AMNOG erfillt seinen Zweck

(N = 839%*, hochste Zusatznutzenkategorie je Verfahren, Stand 07.06.2024)

Geringerer Nutzen; 1; 0% Erheblich; 12; 1%

Memo:
Einsparungen durch

= AMNOG p.a. = 6,6 Mrd. €
= Festbetridge p.a. 2 8,2 Mrd. € Betrichtlich; 146;
= Rabattvertrige p.a. = 5,6 Mrd. € 17%

Zusatznutzen nicht
Faustformel: belegt; 418; 50%

1 Beitragssatzpunkt GKV 2
16 Mrd. € Nicht

guantifizierbar;
Quelle: Ludwig, WD / Miihlbauer B (2024): . o,
Arzneiverordnungen 2022 im Uberblick, in: 141’ 176
Ludwig, WD/Mihlbauer, B/Seifert, R (Hrsg.):
Arzneiverordnungs-Report 2023. Berlin:

Springer gilt als bEIEgt

. (Reserveantibiotikum); 7; 1%/
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* bereinigt um aufgehobene
Beschllsse
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Mittlere Zeit bis zur Verfugbarkeit (Median)

(Generation 2019-2022, Stand: 05.01.2024)
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Deutschl. Danemark = Osterreich =~ Schweden England*  Niederlande Italien Frankreich Spanien Polen
W Zeit in Tagen a7 109 201 223 299 321 358 461 613 770
® Anzahl verfugbarer Produkte 147 109 126 84 93 91 129 79 103 69
*Ohne Berlicksichtigung von Sonderprogrammen wie Temporary Authorisations bzw. Early Access Quelle: Eigene Darstellung nach IQVIA (2024): EFPIA Patient W.A.L.T. Indicator 2023 survey
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Mittlere Zeit bis zur Verfiigbarkeit (Median) — Orphan Drugs
(Generation 2019-2022, Stand: 05.01.2024)
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Deutschl. = Osterreich  Danemark England*  Niederlande Italien Schweden | Frankreich* Spanien Polen
W Zeit in Tagen 44 98 158 317 503 400 307 549 630 704
® Anzahl verfugbarer Produkte 56 42 32 28 24 45 15 27 32 32
*Ohne Bertlicksichtigung von Sonderprogrammen wie Temporary Authorisations bzw. Early Access Quelle: Eigene Darstellung nach IQVIA (2024): EFPIA Patient W.A.I.T. Indicator 2023 survey
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Ausgabenentwicklung bei Orphan Drugs

Verordnungsvolumen (DDD) und Umsatz von Orphan-Arzneimitteln von 2010-2021
einschlieRlich aller Arzneimittel nach Ablauf der 10-jahrigen Marktexklusivitat

Umsatz in Mio. Euro
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Quelle: Ludwig, WD / Miihlbauer B (2024): Arzneiverordnungen 2022 im Uberblick, in: Ludwig, WD/Miihlbauer, B/Seifert, R (Hrsg.): Arzneiverordnungs-Report 2023. Berlin: Springer
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Mittlere Zeit bis zur Verfiigbarkeit (Median) — Onkologika
(Generation 2019-2022, Stand: 05.01.2024)
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Deutschl. Danemark = Osterreich England*  Niederlande Schweden Italien Frankreich* Spanien Polen
W Zeit in Tagen 38 84 155 210 296 323 358 523 701 857
® Anzahl verfugbarer Produkte 46 36 41 27 21 27 40 20 29 25
*Ohne Bertlicksichtigung von Sonderprogrammen wie Temporary Authorisations bzw. Early Access Quelle: Eigene Darstellung nach IQVIA (2024): EFPIA Patient W.A.I.T. Indicator 2023 survey
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2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022
GKV- Arzneimittelmarkt
Verordnungen 665 668 664 683 690 684 692 726
in Mio.
Nettokosten 32,8 37,3 38,7 41,4 43,9 46,2 50,3 52,8
in Mrd. €
Onkologika
Verordnungen 6,0 6,3 7,1 7,1 7,5 8,1 8,4 8,7
in Mio. (0,8%) (0,9%) (1,1%) (1,1%) (1,1%) (1,2%) (1,2%) (1,2%)
(Anteil am GKV-
Arzneimittelmarkt)
Umsatz in Mrd. € 5 5,8 6,5 7,0 8,2 9,5 10,6 10,6
(Anteil am GKV- (12,3%) (13,9%) (16,8%) (17,5%) (18,7%) (20,5%) (21,1%) (20,1%)
Arzneimittelmarkt)

Gemeinsamer
Bundesausschuss
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Quelle: Ludwig, WD / Miihlbauer B (2024): Arzneiverordnungen 2022 im Uberblick, in: Ludwig, WD/Mihlbauer, B/Seifert, R (Hrsg.): Arzneiverordnungs-Report 2023. Berlin: Springer
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Ausgewahlte onkologische Wirkstoffgruppen

50% B Anteil an Verordnungen von Onkologika i Anteil am Nettoumsatz von Onkologika
45% 44%
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5% 39 3%

1%
o e N
Antimetabolide, z.B. 5- Platinverbindungen, z.B. Hormonantagonisten, z.B. = Monoklonale Antikorper, Proteinkinaseinhibitoren,
Fluorouracil (1962) Cisplatin (1979) Abirateronacetat (2011) z.B. Nivolumab (2015) z.B. Palbociclib (2016)

Quelle: Ludwig, WD / Ganser A / Maschmeyer G (2024): Hdmatologische Neoplasien und solide Tumore, in: Ludwig, WD/Muhlbauer, B/Seifert, R (Hrsg.): Arzneiverordnungs-Report 2023. Berlin: Springer.

\Il;,’

= .
= Gemeinsamer
73 Bundesausschuss

Wiypr »

Seite 9 | 19.Juli 2024 | Blinde Flecken im AMNOG-Verfahren | © 2024, Prof. Josef Hecken




Simulation der Ausgaben flir patentgeschuitzte Arzneimittel

im Vergleich zur Entwicklung des BIPs bei unveranderter Kostenentwicklung

12000 ——MM
B Ausgaben fiir patentgeschiitzte Arzneimittel in Milliarden Euro
Bruttoinlandsprodukt (BIP) in Milliarden Euro
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Quelle: TK nach (Destatis 2023)
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https://www.tk.de/resource/blob/2167530/ecae16e1b84ab2ef985cec0f607f8f01/arzneimittel-fokus-gentherapeutika-data.pdf

Anwendungsbegleitende Datenerhebungen

(AbD)




Orphan Drugs nach erneuter Bewertung

(Nur mit eingeschrankter Erstbewertung, nach Anwendungsgebieten, n = 48, Stand: 06.06.2024)

Erneute Bewertung

Erstbewertung
Erheblich Geringerer
/ Nutzen \

4%
2%

Erheblich
4%

Betrachtlich

Betrachtlich
21% 19%
Zusatznutzen
nicht belegt
56%

| © 2024, Prof. Josef Hecken
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Pressemitteilung | Arzneimittel
Registerstudie zur Gentherapie mit
Zolgensma® startet

Gemeinsamer
Bundesausschuss

Berlin, 1. Februar 2022 — Erfahrungswerte aus der klinischen
Praxis mit Zolgensma®, einer Gentherapie gegen bestimmte
Formen der spinalen Muskelatrophie (SMA) bei Kindern,
mussen ab sofort in Registern dokumentiert werden. Ein
solches Behandlungsregister fiir Patientinnen und Patienten
mit SMA ist beispielsweise das SMArtCARE-Register. Der
pharmazeutische Unternehmer wertet die anonym erfassten
Daten regelmaRig aus und tibermittelt die
Abschlussergebnisse spatestens 2027 an den Gemeinsamen
Bundesausschuss (G-BA). Mit der Registerstudie startet
erstmals eine vom G-BA veranlasste anwendungsbegleitende
Datenerhebung. Ziel ist es, fiir eine erneute Bewertung des
Zusatznutzens von Zolgensma® gegenliber der
Vergleichstherapie Spinraza® gute Daten zu erhalten.

[...]

Gemeinsamer
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Vorlage anwendungsbegleitender Datenerhebungen und
Auswertungen zum Zweck der Nutzenbewertung durch
pharmazeutische Unternehmer innerhalb einer angemessenen Frist

Befugnis zur Versorgung der Versicherten kann auf solche
Leistungserbringer beschrankt werden, die an der geforderten
anwendungsbegleitenden Datenerhebung mitwirken

Vorgaben des G-BA an die Fragestellung (u.a. Patientenpopulation,

Endpunkte, Vergleichstherapie) sowie Art und Dauer der Erhebung
und Vorgaben zur Auswertung

Auch indikationsbezogene Datenerhebungen ohne Randomisierung
moglich

Laufende und geplante Datenerhebungen, insbesondere der
Zulassungs- oder Genehmigungsbehdrden, sind zu beriicksichtigen

Beratung zu anwendungsbegleitenden Datenerhebungen soll unter
Beteiligung des BfArM oder PEI erfolgen

Vorgaben des G-BA zur Uberpriifung, ob und wie die
Datenerhebung durchgefiihrt wird, mindestens alle achtzehn
Monate

© 2024, Prof. Josef Hecken


https://www.smartcare.de/

Mogliche Fragestellungen

fur die Beurteilung der vorhandenen zur Beurteilung der Angemessenheit
Evidenz und Realisierbarkeit der Datenerhebung
e Studienprogramm ausreichend? e Rekrutierung - Anzahl der Patienten?
e Studiendauer ausreichend lang? e Verflgbarkeit und Stellenwert von
* Relevante Patientenpopulation ggf. nicht von Therapiealternativen?
Studien umfasst trotz (voraussichtlicher) e Datenerhebungen im Rahmen des Zulassungs-/
Zulassung? Genehmigungsverfahrens geplant?
e Patientenrelevante Endpunkte noch nicht * Bestehen Register?

verfugbar? e Verfligbarkeit retrospektiver Daten?

gj%i';ﬁ?&russ Seite 14 | 19. Juli 2024 Blinde Flecken im AMNOG-Verfahren © 2024, Prof. Josef Hecken



Population

Patienten mit 5g-assoziierter SMA mit einer biallelischen Mutation im SMN1-Gen (3 Gruppen)

Patienten die zum Zeitpunkt der Gentherapie alter als 6 Monate bzw. 6 Wochen sind

Intervention

Onasemnogen-Abeparvovec

Comparator

Therapie nach arztlicher Maldgabe unter Berlicksichtigung von Nusinersen und Risdiplam

Outcome

z.B. motorische Funktionen, respiratorische Funktionen (Notwendigkeit der dauerhaften Beatmung),
Schluck- und Sprachfahigkeit, Notwendigkeit nicht oraler Ernahrungsunterstiitzung

z.B. Todesfille, schwerwiegende spezifische unerwlinschte Ereignisse (Hepatotoxizitat, Thrombozytopenie,
Kardiale Ereignisse, Entziindung der Spinalganglionzellen, renale Toxizitat, Hydrocephalus)

Register: SMArtCARE als Hauptregister,

Dauer: 60 Monate

Rekrutierung: ca. 500 Patienten
Einbeziehung anderer Quellen (z. B. RESTORE-Register) empfohlen
Kombination von "historischen Daten" und prospektiven Daten empfohlen

Gemeinsamer
Bundesausschuss
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Konzepterstellung Versorgungs- Uberpriifung
D) D E te NB
_m iawio) Oreere | beschrankung SAP/SP A | (hererifungen ih | fmee

Onasemnogen abeparvovec 1. Zwischenanalyse:

1.02.2022 202
[spinale Muskelatrophie] 04. 02 2021 01.02.20 06.06.2024 027
Brexucabtagen Autoleucel v v v v v Statusbericht:
21.08.202 202
[Mantelzelllymphom] 21.07.2022 08.2023 26.03.2024 028
Risdiplam v v 4 (v) laufend
[Spinale Muskelatrophie] 21.07.2022 gilt ab Start AbD
Valoctocogen Roxaparvovec v v v (v) laufend 2029
L meshife AT 02.02.2023 gilt ab Start AbD auren
Etranacogene Dezaparvovec v v v (v) laufend
[Hamophilie B] 12.05.2023 gilt ab Start AbD
Exagamglogen Autotemcel v v v (v) .
[Sichelzellkrankheit] gilt ab Start AbD ST i el
Fidanacogen Elaparvovec v v v (v)
[Hamophilie B] gilt ab Start AbD A BRIV
Tglquetamab 4 4 laufend laufend
[Multiples Myelom]
o ) ‘Er{coritamab v v laufend laufend
[rezidiviertes oder refraktares follikuldres Lymphom]
o ) Odrgnextamab v v laufend laufend
(rezidiviertes oder refraktdres follikuldares Lymphom)
Odronextamab
(rezidiviertes oder refraktires diffus groRzelliges B-Zell- v v laufend laufend
Lymphom)
Marstacimab .
v .
[Hamophilie A und B] Frist: 1. August 2024
Gemeinsamer Seite 16 | 19. Juli 2024 Blinde Flecken im AMNOG-Verfahren © 2024, Prof. Josef Hecken
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Beginn der AbD verzogert = burokratischer Aufwand fir Studiengenehmigung und
erforderliche Anpassungen des Registers

Nicht ausreichende Abstimmung zwischen pharmazeutischen Unternehmen mit AbD
im gleichen Register = unterschiedliche vertragliche Absprachen und Anspriiche
mehrerer pharmazeutischer Unternehmer fur Register schwierig

Neue vertragliche Modelle erforderlich, um Daten der Kontrollgruppe fiir mehrere
AbD im gleichen Register nutzbar zu machen

Anpassungen an Anforderungen der AbD flr bestehende Register herausfordernd
(z.B. erganzende Zusatzmodule aufgrund bereits etablierter Software nicht immer
moglich), Unabhangigkeit der wissenschaftlichen Register darf nicht gefahrdet werden

Gemeinsamer
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§ 35a Absatz 3b Satz 15 bis 18 SGB V (neu)

,Der Gemeinsame Bundesausschuss kann Registerbetreiber im Hinblick auf den Aufbau und die
Entwicklung von geeigneten Strukturen flir die Erfassung von Daten in Indikationsgebieten
unterstiitzen, in denen die Durchfiihrung anwendungsbegleitender Datenerhebungen aufgrund
unzureichender oder fehlender vergleichender Daten zum Zwecke der Nutzenbewertung
potentiell durchgefiihrt werden kann. Dabei kann der G-BA insbesondere zum Registeraufbau und
zur Entwicklung von Strukturen fiir die versorgungsnahe Datenerhebung zu patientenrelevanten
Endpunkten und zur relevanten Patientenpopulation beraten. Er arbeitet hierbei mit den
zustédndigen Zulassungsbehérden und einschldgigen wissenschaftlichen Fachgesellschaften
zusammen. Eine finanzielle Beteiligung am Registerbetrieb sowie die Férderung von
anwendungsbegleitenden Datenerhebungen nach den Sdtzen 1 bis 14 ist ausgeschlossen. Das
Ndhere zu den Anforderungen der Beratungen und zur Unterstiitzung beim Registeraufbau regelt
der G-BA in seiner Verfahrensordnung.”

Gemeinsamer
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§ 92 Absatz 2b SGB V (neu)

,Zur Weiterentwicklung der Richtlinien [tiber die Verordnung von Arznei-, Verband-, Heil- und
Hilfsmitteln, Krankenhausbehandlung, hduslicher Krankenpflege, Soziotherapie und
aufSerklinischer Intensivpflege sowie zur Anwendung von Arzneimitteln fiir neuartige Therapien
im Sinne von § 4 Absatz 9 des Arzneimittelgesetzes] besteht Anspruch auf friihe wissenschaftliche
Beratung zur Verbesserung der Evidenzlage in Bezug auf die in die Arzneimittelversorgung
einbezogenen Produkte. Der Beratungsanspruch beinhaltet indikationsbezogen administrative,
methodische und fachliche Fragestellungen, die bereits vor formaler Einleitung eines
Zulassungsverfahrens im Vorfeld der Studienplanung von erheblicher Relevanz sind. Hierzu hat
der G-BA eine Beratungsstelle einzurichten, die bei methodischen Fragestellungen das IQWiG
hinzuziehen kann. Ausgenommen sind Beratungen, auf die ein anderweitiger Anspruch nach
diesem Gesetz besteht. Die Beratung ist geblihrenpflichtig.”

Gemeinsamer
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