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HINTERGRUND & FRAGESTELLUNG METHODEN

Weltweit leiden ca. 300 Mio Menschen an einer von schatzungsweise 8000 seltenen Erkrankungen.| | Die Nutzenbewertungen und zugehorige Entwicklung der Jahrestherapiekosten aller Orphan und Non-
Aufgrund der geringen Inzidenz und Pravalenz ist die Entwicklung von Therapien und insbesondere die| | Orphan Drugs seit der Etablierung des AMNOG im Jahr 2011 bis Juli 2023 wurden in Hinblick auf die
Generierung hochwertiger Evidenz jedoch deutlich erschwert. In Deutschland geniel3en Arzneimittel fiir | | mal3geblichen bewertungsrelevanten Charakteristika untersucht, u.a. die Qualitat der eingereichten
seltene Leiden (Orphan Drugs, OD) bei der Nutzenbewertung (§ 35a SGB V) daher gewisse Privilegien. | | Evidenz, die Grolle der Population, die Bewertung des Zusatznutzens und das Ergebnis der
Diese begriindete Sonderstellung wird allerdings zunehmend infrage gestellt und wurde zuletzt im| | Preisverhandlungen. Alle Analysen wurden durch Kombination o6ffentlich zuganglicher Daten (Website
November 2022 durch das GKV-Finanzstabilisierungsgesetz weiter eingeschrankt. Diese Analyse soll auf| |des G-BA, LAUER-TAXE®, ...) mit Hilfe unserer proprietaren MAIS (Market Access Intelligence System)-
Basis eines umfassenden Vergleichs zwischen OD und Non-Orphan Verfahren Aufschluss dariiber geben, | | Datenbank durchgefiihrt.

wie gut bzw. vorteilhaft 0D tatsachlich im deutschen AMNOG-System aufgestellt sind, und ob demnach
‘weitere Einschrankungen der OD-Privilegien angebracht erscheinen.

ERGEBNISSE
Orphan und Non-Orphan Drugs werden vergleichbar haufig mit einen Der verhandelte Rabatt ist innerhalb der meisten Zusatznutzen-Kategorien
quantifizierbaren Zusatznutzen bewertet. vergleichbar - eine Korrelation mit dem Zusatznutzen lasst sich erkennen.
* Ein quantifizierbarer ZN deutet auf eine bessere Evidenzbasis der eingereichten Daten hin.  Der verhandelte Rabatt nach ZN ist zwischen Orphan und Non-Orphan Drugs in den
* In 61 % der Ersteinreichungen bei Non-Orphan Drugs sieht der G-BA keinen ZN, bei Kategorien ,erheblich”, betrachtlich” und ,gering” vergleichbar.
Neubewertungen (ohne garantierten ZN) von Orphan Drugs bei 55 %. * Ein besserer ZN korreliert im Allgemeinen mit einem besseren Rabatt. Die
S|+ Inetwa 85 % der Non-Orphan Verfahren wird der vom pU beanspruchte Zusatznutzen im Dossier > Finzelfallbetrachtung ist allerdings zwingend notwendig.
-fu-;“ vom G-BA nicht bestatigt. Bei Orphan Drugs liegt dieser Anteil bei 75 %. o Die Kategorie ,nicht quantifizierbar” hat fiir Non-Orphan Drugs einen ausgepragteren
= y— Interpretationsspielraum hinsichtlich des Rabatts.
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In etwa der Halfte aller Orphan Neubewertungen gibt es keine spezifisch Auch bei geringen Patientenzahlen wird haufig hochwertige Evidenz
definierte Therapieoption als Komparator. vorgelegt - und in der Preisverhandlung gewiirdigt.
o | Der G-BA definiert die fiir den pU geltende zVT. Formal erhalten Orphan Drugs diese zVT erstin — °* Jegeringer die Patientenzahlen, desto schwieriger ist eine RCT durchzufiihren.
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patientenindividuelle Medikation. Lauer-Taxe® verdffentlicht wurde.
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DISKUSSION

Arzneimittel fiir Patientinnen und Patienten mit seltenen Erkrankungen stellen Hersteller und HTA-Behorden vor unterschiedliche Herausforderungen. ,Bewertungsprivilegien” verbessern den Zugang zu in der
Entwicklung sehr anspruchsvollen und dringend benotigten Therapien fiir seltene Erkrankungen. Gleichzeitig muss die evidenzbasierte Medizin vorsichtig mit jeglichen Sonderstellungen sein:

~

* Trotz der offensichtlichen Hiirden im Bereich der seltenen Erkrankungen wird in Deutschland jedoch haufig hochwertige Evidenz fiir Orphan Drugs eingereicht: In etwa 70 % der Orphan Ersteinreichungen wird
mind. eine RCT vorgelegt. Der Trend ist dabei nachvollziehbar: Je kleiner die PopulationsgrofRe, desto weniger RCTs werden eingereicht.

* Das System scheint zu funktionieren: In den Verhandlungen des Erstattungsbetrags werden PopulationsgroRe und Evidenzqualitdt augenscheinlich gewiirdigt. Innerhalb eines klaren Rahmens ist die
Moglichkeit zur individuellen Auslegung und Beriicksichtigung einer Sondersituation am Verhandlungstisch wichtig, denn beide Seiten haben dasselbe Ziel: Zugang zu effektiven Therapien fiir alle Betroffenen.

* Der Einfluss der GKV-FinStG seit Ende 2022 ist aufgrund der Kiirze der Zeit noch nicht abzusehen. Bisher hat kein Arzneimittel das AMNOG-Verfahren nach dem Inkrafttreten vollstandig durchlaufen. Auch die
Verfahren nach Uberschreiten der 30 Mio. € Umsatzschwelle laufen noch.

Fazit: Auf Basis aller durchgefiihrten Analysen erscheinen weitergehende Einschrankungen der Orphan-Privilegien in der AMNOG-Nutzenbewertung nicht angebracht.

In unserer Podcast-Reihe , Der Profcast - Seltene Erkrankungen und ihre Therapien" wird den besonderen
Umstanden von Patienten mit seltenen Erkrankungen, der damitin Zusammenhang stehenden Medizin und den
Herausforderungen fiir Forschung, Entwicklung, Okonomie und Erstattung Rechnung getragen werden.

Unser AMNOG Orphan Tracker erfasst zweimonatlich die
@% wichtigsten Anderungen aller Orphan-Verfahren im und nach dem
AMNOG und stellt diese tibersichtlich zusammen.

000

DER PROFCAST

Alle Analysen wurden mit unserer unternehmenseigenen MAIS (Market Access Intelligence System)-Datenbank durchgefiihrt, welche relevante Informationen aus dem Dossier, der Nutzenbewertung
des IQWiG oder des G-BA, dem Beschluss und den Tragenden Griinden des G-BA, einem (eventuellen) Schiedsspruch sowie der Lauer-Taxe erfasst und kombinatorisch auswertbar macht. Die
Datenstruktur sowie die erweiterte Suche in der MAIS-Datenbank schaffen die Verbindung zwischen Inhalten des AMNOG-Verfahrens und der Preis- bzw. Rabattentwicklung der Arzneimittel.
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