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SEHR GEEHRTE DAMEN UND HERREN,

auch 2019 haben wir als Fachgesellschaft die Entwick-
lung auf dem Gebiet des Market Access und angrenzen-
der Bereiche mitverfolgt und mitgestaltet. Bevor wir je-
doch weiter in die Zukunft schauen, wollen wir an dieser
Stelle einen Riickblick auf das abgelaufene Jahr 2019
werfen.

Die vermeintlich groBte Bedeutung und Auswirkung auf
die Market Access Landschaft hatte im vergangenen Jahr
der Gesetzentwurf fiir mehr Sicherheit in der Arzneimittel-
versorgung (GSAV), welcher eine Verbesserung der Qua-
litdt und Sicherheit der Arzneimittelversorgung vorsah.
Der Gesetzesentwurf legte unter anderem fest, dass der
G-BA flr Arzneimittel mit bedingter Zulassung oder mit
einer Zulassung unter auBergewohnlichen Umstanden
sowie fiir Orphan Drugs anwendungsbegleitende Datener-
hebungen im Rahmen der Nutzenbewertung fordern kann.
Ob und inwieweit eine solche Datenerhebung in Form
von Registerstudien zielfilhrend ist, haben wir im Rahmen
unserer Frihjahrstagung in Berlin ebenfalls diskutiert.
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Dr. Marco Penske

Prof. Dr. Ralph Tunder

EBS Business School
1. Vorsitzender DFGMA

Boehringer Ingelheim
2. Vorsitzender DFGMA
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Lassen Sie uns nun gemeinsam auf den folgenden Sei-
ten die Hauptereignisse, die von der Deutschen Fach-
gesellschaft fir Market Access — DFGMA e.V. gestaltet
wurden, Revue passieren. Angefangen von unseren bei-
den Jahresveranstaltungen — Friihjahrstagung und
Jahrestreffen — (iber zahlreiche Verdffentlichungen in der
Market Access & Health Policy bis hin zur Verleihung des
Wissenschaftspreises: Ihre DFGMA hat auch im vergan-
genen Jahr wieder einen maBgeblichen Beitrag dazu
geleistet, das Thema Market Access in Wissenschaft und
Praxis weiter zu verankern und aktuelle Geschehnisse zu
analysieren.

Auf den letzten Seiten des Jahresberichts kdnnen Sie
bereits wichtige Meilensteine und Termine fiir 2020 ent-
nehmen.

Wir danken Ihnen fir Ihr Vertrauen und freuen uns auch
in 2020 wieder auf Ihr Engagement in der DFGMA!

Totres

Dr. Tobias Gantner

/(' &qfﬂam

Dr. Maike Bestehorn

ProMedCon
Schriftfihrerin DFGMA

HealthCare Futurists
Schatzmeister DFGMA
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FRUHJAHRSTAGUNG IN BERLIN

Prof. Dr. Ralph Tunder (1. Vorsitzender)
begriBt die Teilnehmer der Frihjahrstagung

Am 09. Mai 2019 lud die DFGMA zur jahr-
lichen Friihjahrstagung unter dem Motto
,GSAV und die Forderung nach Register-
studien — Welchen Zusatznutzen liefern
Registerdaten?” in die Raumlichkeiten des
Vereinssitzes nach Berlin ein. Im Mittelpunkt
unserer Friihjahrstagung stand die Frage,
welchen Zusatznutzen Registerdaten liefern
und welchen Zusatznutzen diese moglicher-
weise nicht liefern. In angenehmer Atmo-
sphére mit genligend Raum flir Diskussio-
nen und personliche Gespréache boten die
Vortrage zu diesem Thema viele Anregun-
gen zum intensiven Gedankenaustausch.

GSAV - Eine juristische Betrachtung

Zusammenfassung zum Vortrag von
Prof. Dr. iur. Dr. med. Alexander P. F. Ehlers,
Rechtsanwalt, Ehlers, Ehlers & Partner

In bestimmten Fallen kdnnen Arzneimittel,
die flr die Versorgung von Patienten drin-
gend benotigt werden, eine besondere arz-
neimittelrechtliche Zulassung oder Geneh-
migung flir das Inverkehrbringen erhalten,
auch wenn noch keine vollstandigen Klini-
schen Daten zur Beurteilung der Wirksam-
keit vorliegen oder die vorhandene Evidenz-
lage, zum Beispiel wegen der Seltenheit
einer Erkrankung, nur sehr gering ist. Dies
betrifft sogenannte bedingte Zulassungen

a

und Zulassungen unter auBergewohnlichen
Umstéanden. Die Erteilung der Zulassung
wird in der Regel von der Kommission mit
Auflagen oder Bedingungen fiir den phar-
mazeutischen Unternehmer verbunden. An
diese Rechtslage kniipft der geplante § 35a
Abs. 3b SGB V des Gesetzentwurfs fir mehr
Sicherheit in der Arzneimittelversorgung
(GSAF) an. Der Gemeinsame Bundesaus-
schuss soll danach bei den vorgenannten
Arzneimitteln vom pharmazeutischen Unter-
nehmer innerhalb einer angemessenen Frist
die Vorlage anwendungsbegleitender Daten-
erhebungen oder Auswertungen zum Zweck
der Nutzenbewertung fordern kénnen. Da-
mit soll eine bessere Datenbasis zur Bewer-
tung des Zusatznutzen erhalten werden.
Adressat der Verpflichtung ist der pharma-
zeutische Unternehmer. Zudem kann die
Befugnis zur Verordnung des Arzneimittels
in dieser Fallkonstellation zulasten der ge-
setzlichen Krankenversicherung auf solche
Vertragsarztinnen und Vertragsarzte oder
zugelassene Krankenhduser beschréankt
werden, die an der anwendungsbegleiten-
den Datenerhebung mitwirken. Bei den be-
gleitenden Datenerhebungen kann es sich
um Anwendungsbeobachtungen, Fall-Kon-
troll-Studien oder Registerstudien handeln.
Unbeschadet der Vorteile der in Aussicht
genommenen Regelung ist aufgezeigt wor-
den, dass die regelmaBige Zusatznutzen-
bewertung die berechtigte Sonderstellung
der hier in Rede stehenden Arzneimittel un-
tergraben kann. Zudem gehen damit groBe
Unsicherheiten und nicht absehbare finan-
zielle Belastungen fiir die Entwicklung sol-
cher Medikamente einher. Damit ist eine
Verschlechterung der Rahmenbedingungen
zu befiirchten, die letztlich in eine schlech-
tere Patientenversorgung miinden kénnen.
SchlieBlich erscheint fraglich, ob Register-
daten, Fall-Kontroll-Studien und Anwen-
dungsbeobachtungen (iberhaupt geeignete
Erkenntnisse flir eine Zusatznutzenbewer-
tung generieren konnen. Im Rahmen des

Prof. Dr. iur. Dr. med. Alexander P. F. Ehlers,
Rechtsanwalt, Ehlers, Ehlers & Partner

Gesetzgebungsverfahrens muss daher da-
rauf geachtet werden, dass europdische
Regelungen zu Orphan Drugs und Arznei-
mitteln mit besonderer Zulassung letztlich
nicht ausgehohlt werden.

Empfehlungen fiir Aufbau, Durchfiih-
rung und Auswertung von Registern —
Das Memorandum Register des DNVF

Zusammenfassung zum Vortrag von
PD Dr. med. Kurt Bestehorn, Institut flir
Klinische Pharmakologie, TU Dresden

Dr. Bestehorn begann seinen Vortrag mit
der Definition von Registern gemaB dem
Memorandum des Deutschen Netzwerks fir
Versorgungsforschung (DNVF):

Ein Register ist eine mdglichst aktive, pro-
spektive, standardisierte Dokumentation von
Beobachtungseinheiten zu vorab festge-
legten, aber im Zeitablauf erweiterbaren
Fragestellungen, fiir die ein praziser Bezug
zur Zielpopulation darstellbar ist.

Der Bedarf flir Register im medizinischen
Bereich ist groB und vielféltig, weil damit
Krankheitsverldufe und die alltagliche Ge-
sundheitsversorgung von unselektierten
Patientengruppen dargestellt werden kann.
Genau darin liegen auch die Vorteile der Re-
gister: Sie sind realitatsnah (externe Validi-



tat) und es gibt kaum einen Selektionsbias.
Daraus ergeben sich aber umgekehrt die
Nachteile, da das Confounder-Risiko schwer
einschatzbar und die interne Validitat frag-
lich ist. Wegen des Confounder-Risikos lie-
fern Register im Allgemeinen keinen Beleg
flr Kausalitat.

Typische Fragestellungen von Registern
sind z.B. das Versorgungsgeschehen, As-
pekte der Bevolkerungsgesundheit oder die
Erfassung von Patienten mit speziellen Er-
krankungen (Krebsregister), Erfassung der
Versorgung von Patienten mit spezifischen
therapeutischen Substanzen, Substanz-
gruppen oder Medizinprodukten (z.B. Endo-
prothesenregister), Risikoprofilen inkl. des
Therapie-Outcomes. Ein weiteres Anwen-
dungsgebiet sind Register flir die Mindest-
mengenforschung. AuBerdem gibt es Misch-
formen, bei denen z.B. sowohl Wirksamkeit
und Sicherheit der medizinischen Versor-
gung als auch die Qualitat der Leistungser-
bringung dargestellt werden sollen.

Bevor ein Register gegriindet wird, sollte
Klarheit tiber den Umfang und die Verfiig-
barkeit der notwendigen finanziellen, perso-
nellen und zeitlichen Ressourcen bestehen.
Dazu miissen Zielsetzung, Zweck und er-
warteter Nutzen des Registers exakt definiert
sein und genaue Plane zur Konzeptentwick-
lung sowie dem Betrieb und der Pflege des
Registers bestehen.

Ein Register erfordert eine sorgféltige Pla-
nung, Ausfilhrung und Auswertung, da
sonst die Qualitdt des Registers gefahrdet
wird und somit die Ergebnisse des Regis-
ters u. U. wertlos werden. Das Memoran-
dum des DNVF enthdlt eine ausfiihrliche
Checkliste zur Registerqualitét, die detail-
liert auf Punkte verweist, die bei Registern
beachtet werden sollten. Wichtige Punkte,
neben vielen anderen, sind:

e \orliegen eines detaillierten Register-
protokolls
e Festlegen von Standardabldufen

e Definitionen und Operationalisierungen
der betrachteten Kollektive, sowie der
Ziel-, Einfluss und StérgréBen

e Schulung und Uberpriifung der Daten-
erfassung (Monitoring)

e Abschétzung der Vollzahligkeit

e Darstellung der Vollstandigkeit der Doku-
mentationszeitpunkte (Drop-out)

¢ \orliegen eines statistischen Analyse-
plans

e Adjustierung (Beriicksichtigung potenziell
konfundierender und den Effekt modifi-
zierender Variablen)

Das Registerprotokoll sollte eine Fallzahl-
schétzung enthalten, sowie die Definition der
statistischen Methoden fiir die Auswertung.
Im Regelfall enthalt die Auswertung eine
deskriptive Darstellung aller erhobenen
Parameter und einen analytischen Teil mit
univariaten und multivariaten Analysen.

Bei der Erstellung des Registerprotokolls
und der Auswertung gilt es, mogliche Fall-
stricke besonders zu beachten: z. B.

e Patientengruppen mit groBen Unterschie-
den bei den Erhebungsparametern

e keine Kontrolle der Zuordnung zu den
Beobachtungsgruppen

e Fehlermdglichkeiten: Bias, Confounder,

Dr. med. Kurt Bestehorn, Institut flr
Klinische Pharmakologie, TU Dresden

Effektmodifikatoren, Zufall
e Fehlinterpretationen: z.B. Uberschatzung
der Wertigkeit des p-Wertes
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Gerade bei einer realitdtsnahen Datenerfas-
sung gibt es einige Bias- bzw. Confounder-

maoglichkeiten, die eine besondere Sorgfalt

bei Planung und Durchflihrung

Alles in Allem wies PD Dr. Bestehorn darauf
hin, dass gut geflihrte Register im Aufwand
Klinischen Studien sehr ahnlich sind und
dann auch in ihrer Aussagekraft einen an-
deren Wert besitzen als (beliebige) Daten-
sammlungen. Sie kdnnen z.B. Daten zur
Versorgungsrealitat liefern und Erkennt-
nisse, die durch RCTs nicht oder kaum zu
erhalten sind, da RCTS nicht fiir jede Frage-
stellung geeignet sind (siehe Vortrag Theres).

Register beschreiben Assoziationen (sind
aber kein Beleg flir Kausalitat) und sie sind
flexibel im Hinblick auf Interims- oder
Zusatzanalysen. Die multivariate Register-
Analyse ist komplexer als bei RCTs und er-
maoglicht ggf. Auswertungen von Teilkollek-
tiven mit verschiedenen Co-Variablen.

Erfahrungen bei Implementierung
und Durchfiihrung eines Langzeit-
registers — Das Berlin Brandenburger
Herzinfarktregister

Zusammenfassung zum Vortrag von Prof.
Dr. med. Heinz Theres, Vorsitzender, Berlin-
Brandenburger Herzinfarktregister e.V.

Prof. Theres berichtete (iber das seit 20 Jah-
ren bestehende Berlin-Brandenburger Herz-
infarktregister e.V. (B2HIR), an dem alle
Berliner Katheterkliniken mit 2 Ausnahmen
und 5 Brandenburger Katheterkliniken teil-
nehmen. B2HIR ist ein klinisches Register
zur Qualitatssicherung in der stationdren
Versorgung mit dem priméren Ziel, die Ver-
sorgung von Infarktpatienten zu verbessern,
sekundar werden auch Forschungsfragen
bearbeitet. Der Trager dieses Registers ist
ein unabhangiger gemeinnitziger Verein,
getragen von Kardiologen, der Arztekammer
Berlin und der TU Berlin. Die Basisfinanzie-
rung erfolgt tiber Kooperationsvertrage mit
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Krankenhaustragern und der Einwerbung
von Drittmitteln (keine Industrie).

Mehr als 250 wissenschaftliche Beitrage
auf Kongressen und 25 Publikationen in
peer reviewed Journals belegen die wissen-
schaftliche Akzeptanz des B2HIR. Dessen
Geschéftsstelle mit hauptamtlichen Exper-
ten ist fir Datencleaning und Datenauswer-
tung zustindig, spiegelt die Ergebnisse an
die Kliniken zuriick, bereitet Sitzungen vor
und erstellt Publikationen. AuBerdem ver-
fligt das B2HIR iiber eine Datenannahme-
und Datenauswertungsstelle (inkl. Treu-
handstelle), ein mit den Datenschutzbehor-
den in Berlin/Brandenburg abgestimmtes
Datenschutzkonzept und ein regelméaBiges
Monitoring mit Peer-Review und source
data verification. B2HIR verfolgt einen selbst-
definierten Ansatz, besitzt direkten regiona-
len Bezug zur Alltagswirklichkeit und ermdg-
licht regelmaBigen Austausch zwischen den
Beteiligten mit offenen krankenhaustréager-

Prof. Dr. med. Heinz Theres, Vorsitzender,
Berlin-Brandenburger Herzinfarktregister e.V.

ubergreifenden Diskussionen.

Prof. Theres konnte anhand der Daten des
B2HIR sehr gut den mdglichen Nutzen eines
Registers zeigen: So nahm in den teilneh-
menden Kliniken seit Bestehen des Regis-
ters die Rate der leitliniengerecht behandel-
ten Patienten erheblich zu, wahrend gleich-
zeitig die Mortalitat sank. Sicherlich lasst
sich diese Entwicklung nicht nur auf das
Register zuriickfiinren, aber die Dokumen-
tation bestimmter Verbesserungspotenziale
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hilft sicher, dieses Potential starker auszu-
schopfen. Ahnliches zeigte sich auch bei
der Dokumentation der Versorgungszeiten
bei Herzinfarkt: Um in die Nahe der durch
die Leitlinien vorgegebenen Versorgungs-
zeiten zu kommen, wurden organisatorische
MaBnahmen zur Beschleunigung der Dia-
gnosestellung im Notfalleinsatz erforderlich.
Die Daten des B2HIR zeigten mdgliche
Losungsansatze auf, z.B. erfolgreich umge-
setzt im QS-Notfallprojekt (Diagnose STEMI
durch Notarzt).

Prof. Theres machte darauf aufmerksam,
dass Registerdaten u. U. weiterhelfen, wo
RCTs schwer durchflihrbar sind oder unné-
tig werden:

e 7.B. werden spezielle Zielgruppen wie
beispielsweise Infarkt-Patienten mit
Herzinsuffizienz aufgrund ihrer Komorbi-
ditat haufig aus RCTs ausgeschlossen.

e Bei der Fragestellung ,Mit welcher Inter-
vention/MaBnahme ldsst sich die Versor-
gungszeit fur Infarktpatienten verkiirzen?”
ware eine Randomisierung schwer um-
setzbar und ethisch kaum zu vertreten.

e Bei der Fragestellung ,Was bringt der
Einsatz neuer ,assist devices* in der The-
rapie bei Infarkt-Patienten im Schock?*.
Hier zeigt sich bereits in den Registerda-
ten ohne RCT ein ,dramatischer Effekt”.

Um die Ergebnisse eines Registers ernst zu
nehmen und ihnen vertrauen zu konnen, ist
eine hohe Datenqualitdt unabdingbar: Bei
einem methodisch serids gefiihrten Register
mussen die Daten — auch langfristig — voll-
zahlig, vollstandig, zuverldssig, giiltig erho-
ben und qualifiziert ausgewertet werden.
Fir die Auswertung muss eine hohe statisti-
sche Expertise vorhanden sein!

Hohe Datenqualitét Idsst sich nach den Er-
fahrungen im B2HIR neben den 0.g. Aspek-
ten wie folgt erreichen:

Einfache Umsetzbarkeit:
e Konzentration auf wirklich wichtige Vari-

ablen

e Erhebung mdglichst einfach und entspre-
chend den Bedurfnissen der Erhebenden
gestalten — keine Patienteneinwilligungs-
erklarung notwendig, da die Daten pseu-
donymisiert erhoben werden konnen
(Vereinbarung mit ,Datenschiitzern®)

e verschiedene Formen der Datenerhebung
madglich(Papier, ACCESS, KIS)

e Anreize schaffen(z.B. Kommunikation,
Publikationen, Promotionen, geringer
finanzieller Anreiz)

Hohe Motivation:

e Transparenz in der Datenerhebung (keine
Geheimnisse)

e Keine Datenfriedhdfe (Datensduberung,
hohe Datenqualitdt und -zuverldssigkeit)

o Selbstdefinierter und selbstbestimmter
Ansatz (Register geplant und aufrecht
erhalten durch beteiligte Kliniker)

e Reguldres Feedback, Diskussionen im
Kollegenkreis, Publikationen (regelméaBige
Treffen, Jahresberichte, gemeinsame
Auswertung und Analyse interessierender
Fragestellungen)

Vertrauen:

e Positive Erfahrungen (Vertrauen zu ent-
wickeln braucht Zeit)

e Datenerhebung, -haltung und -auswer-
tung durch unabhangige Einrichtung
(B2HIR Registerstelle unabhédngig von
Universitdt oder Fachgesellschaft)

e RegelmaBiges Monitoring und Missing
Analyse (auch Peer-Monitoring)

Anwendung von Register- und
Beobachtungsstudien im Rahmen der
Nutzenbewertung

Zusammenfassung zum Vortrag von Prof.
Dr. Ralf Bender, Ressortleiter Medizinische
Biometrie, Institut fur Qualitat und Wirt-
schaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)

Prof. Bender vom IQWiG verwies zundchst
darauf, dass seit einigen Jahren auch in



Prof. Dr. Ralf Bender, Ressortleiter Medizini-
sche Biometrie, Institut fiir Qualitat und Wirt-
schaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)

namhaften Journalen immer wieder der
Eindruck erweckt werde, dass real-world-
data (in Zukunft) dazu genutzt werden konn-
ten, um Nutzenbewertungen von Arzneimit-
teln und Medizinprodukten rasch, kosten-
gunstig und valide durchzufthren. In ver-
schiedenen Stellungnahmen haben Vertre-
ter des IQWiG und Andere in Publikationen
im Arzteblatt und in ZEFQ ausfinhrlich be-
schrieben, warum RCTs fiir die Nutzenbe-
wertung unverzichtbar sind.

Prof. Bender wies darauf hin, dass einige
derzeitige Definitionen von Registern oder
Beobachtungsstudien nicht stringent seien
und bei diesen die Gefahr fiir verschiedene
Verzerrungsmdglichkeiten und Confounding
bestlinde. Er nannte eine Reihe statistischer
Verfahren, mit deren Hilfe versucht werden
konne, Verzerrungen zu bereinigen, aller-
dings bieten diese Methoden keine Sicher-
heit, dass alle Einfliisse von bekannten und
unbekannten StorgroBen ausreichen kon-
trolliert werden kénnen.

In der Literatur wurde daher diskutiert, ob
die Ergebnisse von RCT konsistent zu den
Ergebnissen non-RCTs seien. Prof. Bender
zitierte eine Publikation, in der Therapie-
effekte verglichen wurden, die sowohl in
RCTs als auch Beobachtungsstudien darge-
stellt worden waren. Die Autoren kamen zu
dem Schluss, dass der Behandlungseffekt
in Beobachtungsstudien weder konsistent
groBer oder qualitativ unterschiedlich von

dem Ergebnis in den entsprechenden RCTs
gewesen ist. Allerdings wurde bezweifelt, ob
die Auswahl der in die Publikation einge-
schlossenen Studien ausreichend flr eine
Verallgemeinerung der Aussage war. In der
Folge wurde eine weitere Metaanalyse fiir
45 Therapiebereiche mit Daten aus RCTs
und non-RCTs durchgefiihrt. Die Schluss-
folgerung lautete, dass die Ergebnisse der
RCTs und non-RCTs zwar gut korrelieren,
aber trotzdem (iberzuféllige Unterschiede im
Behandlungseffekt aufweisen. Auch eine
Analyse der Cochrane Collaboration kommt
2014 zu diesem Schluss, und eine Publika-
tion im BMJ empfiehlt eine Erstattungsent-
scheidung nicht ausschlieBlich auf Routine-
Daten zu stiitzen. Allerdings werden auch
diese Analysen in Frage gestellt, d.h. wis-
senschaftlich ist zurzeit ungeklart, mit wel-
cher Sicherheit aufgrund von non-RCTs der
Behandlungseffekt eingeschatzt werden
kann.

Obwohl es keinen formalen Beweis durch
empirische Evidenz gibt, dass RCTs ,besser”
als non-RCTs sind, empfiehlt Prof. Bender,
den bekannten statistischen Prinzipien flir
Klinische Priifungen zu vertrauen. Aus der
Sicht des 1QWiG bieten RCTs fir Nutzen-
fragen das fehlerdrmste Studiendesign mit
einer hohen internen Validitat.

IQWiG nutzt die Ergebnisse von non-RCT flr
epidemiologische Fragestellungen und Kos-
tenevaluationen. Auch fiir die Bewertung des
,Nutzen-Potentials“ bestimmter Therapien
(§137e/h) werden die Ergebnisse von non-
RCTs herangezogen, sowie zur Hypothesen-
generierung und fir Fragestellungen, die
mit non-RCTs beantwortet werden kénnen.

Auch im Rahmen des GSAV werden anwen-
dungsbegleitende Datensammlungen ge-
nutzt werden, wenn die Datenlage fiir die
friine Nutzenbewertung unbefriedigend ist.
Wichtig ware hier, die Datenllicken klar zu
beschreiben, fiir eine adequate Datenkol-
lektion zu sorgen und Strafen fir ungen-
gende Datenqualitat zu verhangen.
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IQWIiG nutzt RCT-Daten fir die Nutzenbewer-
tung, weil Daten aus Studien mit geringen
Verzerrungen notig sind, weil eine hohe in-
terne Validitat notwendig ist und weil RCTs
fast immer moglich seien. Bei einem ,dra-
matischen” Effekt kann ggf. auf RCTs aus-
nahmsweise verzichtet werden.

Eine Sonderform der RCTs ist die Register-
basierte RCT (rbRCT). Die Vorteile dieser
Studienart sind eine rasche Teilnehmer-
rekrutierung, geringere Kosten, verbesserte
Verallgemeinerungsfahigkeit der Ergebnisse
und mogliches vollstandigeres Follow-up.
Allerdings gibt es auch hier Herausforde-
rungen und Limitationen durch die grund-
satzliche Datenqualitdt des Registers, ethi-
sche Anforderungen (patient consent) und
methodologische Vorgehenweisen (keine
standardisierten Umsetzungsroutinen,
unterschiedliche Follow-up Muster, unter-
schiedliche Rekrutierungsprozeduren. . .).

Zusammenfassend kam Prof. Bender zu fol-
genden Schlussfolgerungen:

e Register und Daten von Beobachtungs-
studien sind sinnvoll fir Fragestellungen,
die durch non-RCTs beantwortet werden
konnen, wie z.B. epidemiologische Frage-
stellungen oder die Beurteilung des mog-
lichen Nutzenpotentials von Therapien.

e Fir die Nutzenbewertung von medizini-
schen Interventionen sind im Allgemeinen
RCTs notwendig.

e Dramatische Effekte stellen eine Ausnah-
me dar.

e Registerbasierte RCTs sind eine Option,
aber nur fiir bestimmte Anwendungs-
bereiche.

e Es gibt verschiedene Optionen, um RCTs
durchzuflihren, d.h. vor der Nutzung von
non-RCTs flir Nutzenbewertungen sollten
RCT- Optionen im Hinblick auf Machbar-
keit und Sinnhaftigkeit gepriift werden.
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WISSENSCHAFTSPREIS

VFun INspired by patients.
b4 Driven by science.

Zum achten Mal verlieh die Deutsche Fach-
gesellschaft flir Market Access — DFGMA
e.V.im Jahr 2019 ihren Wissenschaftspreis.
Auch im Jahr 2019 unterstiitzte dabei das
Unternehmen UCB Pharma GmbH als Spon-
sor den Wissenschaftspreis tatkréaftig. Der
DFGMA-Wissenschaftspreis zielt darauf ab,
exzellente Abschlussarbeiten aus dem Be-
reich Market Access oder angrenzender
Themenfelder auszuzeichnen und zu hono-
rieren. Teilnehmen kénnen alle immatriku-
lierten Studenten und Absolventen von
deutschen Universitaten und Hochschulen,
die Ihre Abschlussarbeit innerhalb der letz-
ten 12 Monaten verfasst haben.

Begutachtet und ausgezeichnet werden die
Abschlussarbeiten von einer qualifizierten
und hochkaratigen Jury bestehend aus

Prof. Dr. Ralph Tunder (EBS Universitat),
Jan-Kilian Maller (UCB Pharma GmbH) und
Peter Stegmaier (Chefredakteur Market
Access & Health Policy). Die Preisverleihung
des mit €1.500,— dotierten Wissenschafts-
preises erfolgt turnusmasig jeweils auf dem
DFGMA Jahrestreffen. Weitere Details und
Informationen zu den Teilnahmebedingun-
gen sowie den Bewerbungsbogen fiir den
Wissenschaftspreis 2020 finden Sie ab Mitte
2020 auf der Website der DFGMA unter
www.dfgma.de.

Im Rahmen des Jahrestreffens der DFGMA
erfolgte am 13. Februar 2020 in Berlin die
Preisverleihung und Vorstellung der pra-
mierten Arbeit. Als Preistrager des Wissen-
schaftspreises wurde in diesem Jahr Paul
Bussilliat ausgezeichnet. In seiner Master-

Paul Bussilliat gewann den DFGMA Wissenschaftspreis 2019 und wurde von Prof. Dr. Ralph
Tunder (EBS Universitét) und Jan-Kilian Muller (UCB Pharma GmbH) im Rahmen des Jahres-
treffens 2020 ausgezeichnet.

arbeit zum Thema , Gesamtwirtschaftliche
Evaluation der Preisregulierung patentge-
schitzter Arzneimittel im Kontext des Arz-
neimittelmarktneuordnungsgesetzes*” zielt
er darauf ab, die entsprechenden Effekte des
AMNOG auf die unterschiedlichen Akteure
zu evaluieren und im Kontext einer gesamt-
wirtschaftlichen Analyse die Vorteilhaftigkeit
des AMNOG im Sinne einer Erfolgskontrolle
Zu bewerten.

Gesamtwirtschaftliche Evaluation der
Preisregulierung patentgeschiitzter
Arzneimittel im Kontext des Arzneimit-
telmarktneuordnungsgesetzes

Zusammenfassung zur Abschlussarbeit
von Paul Bussilliat (Sieger DFGMA-Wissen-
schaftspreis 2019)

9 Jahre AMINOG — Zusatznutzen belegt?
Wenn ein Gesetz sowohl gesundheits- als

auch industriepolitische Ziele verfolgt, kann
es als ambitioniert bezeichnet werden. In

der letzten Dekade war das Arzneimittel-
marktneuordnungsgesetz (AMNOG) das
wohl wichtigste Gesetz dieser Art. Der Ge-
setzgeber definierte kosteneffiziente Preise
flir patentgeschiitzte Arzneimittel, den ge-
sicherten Arzneimittelzugang sowie verlass-
liche Rahmenbedingungen fiir Innovationen
und die Sicherung von Arbeitsplétzen als
Ziele. Neben der Evaluation dieser Ziele
stellt sich die Frage, inwiefern das AMNOG
trotz auftretender Médngel im value-based-
pricing gesamtwirtschaftlich vorteilhaft ist
und welche Reformoptionen bestehen.

Hdhere Kosteneffizienz

Das AMNOG hat keine, wie von den Kosten-
tragern erhofft, kostenddmpfende Wirkung
entfaltet. Dahingehend ist jedoch die Wirk-
samkeit anderer Instrumente — wie die des
gesetzlichen Herstellerabschlages und ins-
besondere des Preismoratoriums — gege-
ben, sodass die Ausgaben fiir Arzneimittel
indexiert auf das Basisjahr 2007 von allen
Leistungsbereichen am geringsten gestie-
gen sind.



Verordnungen und Umsatz auf dem GKV-Fertigarzneimittelmarkt

Quelle: Arzneiverordnungs-Report 2018.
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Wahrend die Verordnungen auf dem GKV-
Fertigarzneimittelmarkt seit 2004 moderat
steigen, sinken jene Verordnungen der
patentgeschiitzten Arzneimittel auf diesem
Markt stetig (siehe Grafik).

Des Weiteren steigt der Anteil der Patent-
praparate am Gesamtumsatz in den letzten
Jahren und befindet sich 2017 wieder etwa
auf dem Niveau des Jahres 2002 (44 %).
Damals hatten jedoch Analogprdparate
einen nicht unerheblichen Umsatzanteil bei
den patentgeschiitzten Arzneimitteln, heute
spielen sie kaum noch eine Rolle. In den
letzten Jahren konzentriert sich vermehrt
ein nennenswerter Anteil des Umsatzes auf
eine sinkende Anzahl Verordnungen patent-
geschiitzter Arzneimittel. Okonomisch zeugt
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dieses Resultat von effizienteren Preisen:
sogenannte Scheininnovationen werden
preislich stark reguliert und seltener verord-
net, wogegen wahre Innovationen héhere
Preise erzielen. Somit dampft das AMNOG
insgesamt zwar nicht die Preise, sorgt aber
flr eine hohere Kosteneffizienz und erfillt
somit das entsprechende Ziel.

Arzneimittelzugang eingeschrankt

Einerseits zeigt sich empirisch, dass das
AMNOG vereinzelt als Marktbarriere fun-
giert. Zudem sind mindestens 28 der seit
2011 auf den Markt gekommenen Produkte
heute nicht mehr verflighar, wobei insbe-
sondere die Falle von Opt-Outs kausal auf
das AMNOG zurtickzufiinren sind. Ein GroB-
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teil der vom Markt genommenen Préparate
wird ausdriicklich in den medizinischen
Leitlinien empfohlen, weshalb von einer Ver-
sorgungsliicke durch das AMNOG gespro-
chen werden kann. Dabei sollte jedoch die
GroBenordnung berticksichtigt werden, im
Allgemeinen ist die Arzneimittelversorgung
in Deutschland nach wie vor sehr gut.

Andererseits baut das AMNOG Informa-
tionsasymmetrien ab, dies erleichtert den
Zugang zu den wirksamsten Praparaten.
Hier erbringt das Gesetz einen Mehrwert im
Sinne der evidenzbasierten Medizin, Arzte
konnen Verordnungsliicken schlieBen und
diesbeziiglich fiir eine héhere Versorgungs-
qualitat sorgen.

Rahmenbedingungen fiir Innovation

Eine Verfehlung der industriedkonomischen
Ziele ist aktuell nicht erkennbar. Die Be-
schaftigungszahlen in der pharmazeuti-
schen Industrie entwickeln sich seit Jahren
positiv und nach wie vor investiert die Bran-
che mehr in Forschung und Entwicklung als
jeder andere Industriezweig. Methodische
Méngel in der friihen Nutzenbewertung die
zu systematisch schlechten Nutzenbewer-
tungsergebnissen fiihren, wie es beispiels-
weise bei Praparaten gegen chronische Er-
krankungen der Fall ist, kdnnten in Zukunft
innovationsschadigende Anreizwirkungen
haben. Ebenfalls zu Fehlentwicklungen in
der F&E beitragen konnen 6konomische
Fehler in der Bepreisung, wie der Vernach-
lassigung von Einsparungen in den Folge-
kosten oder durch vermiedene indirekte
Kosten. Aktuell sind solche Auswirkungen
durch das AMNOG allerdings noch nicht er-
kennbar.

Insgesamt ist das AMNOG ein industriedko-
nomisch zielflihrendes Regulierungsinstru-
ment, da der Innovationswert in Form des
Zusatznutzens in den Fokus des Wettbe-
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werbs riickt. Es reduziert des Weiteren In-
formationsasymmetrien und gewahrleistet
eine hohe Transparenz. Zudem sorgt bei
der Preisbildung die zusatzliche Beriicksich-
tigung der Jahrestherapiekosten der zweck-
méBigen Vergleichstherapie und der euro-
paischen Referenzpreise flir eine bessere
Allokation knapper Ressourcen im Gesund-
heitswesen.

Méngel im Value-Based-Pricing

Da der in der friihen Nutzenbewertung er-
mittelte Zusatznutzen das dominierende
Kriterium bei der Preisbildung patentge-
schitzter Arzneimittel darstellt, kann in
diesem Teilmarkt von einem value-based-
pricing (vbp) gesprochen werden. Grund-
voraussetzung dafiir ist die umfassende und
konsistente Erfassung des Zusatznutzens.

Trotz einiger Verbesserungen in den letzten
Jahren treten nach wie vor Mangel im vbp
beim AMNOG-Verfahren auf. Aus volkswirt-
schaftlicher Sicht ist es nicht sinnvoll, ledig-
lich direkte Arzneimittelkosten bei den
Preisverhandlungen zu berticksichtigen.
Verminderte Folgekosten durch kiirzere
Krankenhausaufenthalte oder geringere
indirekte Kosten durch eine gesteigerte
Arbeitsproduktivitat konnen ebenfalls den
Wert einer Arzneimittelinnovation definieren.
Aufgrund des Charakteristikums der frilhen
Nutzenbewertung als Momentaufnahme
lasst sich zudem der therapeutische Wert
nicht vollumfanglich abbilden, da Therapie-
ergebnisse unter Alltagsbedingungen unbe-
rlicksichtigt bleiben. AuBerdem werden bei
der Nutzenbewertung zwar patientenrele-
vante Endpunkte berlicksichtigt, eine syste-
matische und methodische Patientenbe-
fragung, um herauszufinden, was den Be-
troffenen wichtig und somit patientenrele-
vant ist, findet allerdings nicht statt. Auch
diesbeziiglich konnte der Wert des Arznei-
mittels noch adaquater abgebildet werden.
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Basiert das vbp nicht auf dem tatsachlichen
Wert einer Innovation kann es zu Fehlalloka-
tionen sowie UmsatzeinbuBen fiir den phar-
mazeutischen Unternehmer kommen. Zudem
zeigt der hohe Anteil der Prdparate gegen
chronische Erkrankungen an den Marktriick-
nahmen, dass Mangel im vbp versorgungs-
relevante Auswirkungen haben konnen.

Gesamtwirtschaftlich vorteilhaft?

Aus volkswirtschaftlicher Sicht galt es zu
evaluieren, inwiefern die durch das Gesetz
induzierten Nutzeneffekte die Kosteneffekte
uberwiegen und somit die staatliche Inter-
vention rechtfertigen. Dabei miissen die
Effekte nicht zwingend monetérer Natur
sein. Die Basis der Untersuchung bildete
eine systematische Literaturrecherche, wo-
bei mittels Suchterm und zweier Datenban-
ken knapp 1.000 Quellen gesichtet wurden.
Nach Klassifizierung der auftretenden Ef-
fekte und — wenn maéglich — der Quantifi-
zierung dieser, wurde eine Wirtschaftlich-
keitsanalyse durchgefiihrt. Die Wahl der
gesellschaftlichen Perspektive machte eine
Berlicksichtigung aller Effekte unabdingbar,
wobei die Gewichtung jeweils dargelegt
wurde. Dabei kann nur die relative Vorteil-
haftigkeit des AMNOG im Vergleich zum
Szenario ohne AMNOG bestimmt werden,
da die Kosten- und Nutzeneffekte in unter-
schiedlichen Einheiten auftreten.

Zusammenfassend ist das Vorteilhaftig-
keitskriterium erflllt, die durch das AMNOG
induzierten Nutzeneffekte dominieren dem-
zufolge die hervorgerufenen Kosteneffekte.
Problematisch ist allerdings, dass der medi-
zinische Mehrwert einer Arzneimittelinno-
vation nicht immer adéquat durch die Nut-
zenbewertung erfasst wird. Dadurch ist die
Planungssicherheit des pharmazeutischen
Unternehmers durch das AMNOG-Verfahren
geringer als urspriinglich erhofft. Es treten
zudem vereinzelt Versorgungsliicken auf,

insbesondere bei der Behandlung chroni-
scher Erkrankungen. Auf der anderen Seite
werden jedoch Scheininnovationen preislich
starker reguliert und Praparate mit Zusatz-
nutzen erzielen héhere Preise. Insgesamt
steigt somit die Kosteneffizienz bei Patent-
praparaten und es kommt zu einer besseren
Allokation knapper Ressourcen.

Ein elementarer Nutzeneffekt des AMNOGS
ist neben der Transparenz die Reduzierung
von Informationsasymmetrien. Die verflig-
baren Informationen sind durch das Herstel-
ler-Dossier und die Bewertung des IQWiG
nachweislich gestiegen. AuBerdem sorgt
das AMNOG-Verfahren fir eine intensivere
Kommunikation zwischen den verschiede-
nen Akteuren und steigert auch dadurch die
Qualitét der Klinischen Studien. Davon profi-
tieren schlussendlich auch die Patienten.

Aufgrund der relativen Vorteilhaftigkeit 1asst
sich dem AMNOG ein Zusatznutzen attestie-
ren, wenngleich das Ausmas wohl geringer
als urspriinglich vom Gesetzgeber erhofft
ist. Daraus resultieren jedoch Potenziale,
deren Ausschopfung die Interessen der ein-
zelnen Akteure nicht zu stark beschneiden
und damit die vielseitige Zielsetzung des
Gesetzes gefdhrden wiirde.

Zukunft des AMNOG-Verfahrens

Wie dargelegt zeigt das AMNOG-Verfahren
noch Schwéchen beim vbp. Hier offenbart
sich bei der Betrachtung des bestehenden
Systems das groBte Verbesserungspoten-
zial. Je besser der Wert eines Arzneimittels
dargestellt wird, desto fundierter kann die
Preisregulierung erfolgen und der ausge-
handelte Preis nahert sich dem Optimum
eines flr alle Akteure gerechten Preises.
Aus gesamtwirtschaftlicher Sicht kommt es
dadurch zu einer besseren Allokation der
knappen Ressourcen und einer gesell-
schaftlich rationalen Anreizstiftung flr die



pharmazeutischen Unternehmer beziiglich
der zuklinftigen Forschung und Entwicklung.

Eine noch umfangreichere Beriicksichtigung
der Verdnderungen in der Lebensqualitat
sowie der Patientenpraferenzen ist ebenso
sinnvoll, wie eine Erweiterung der Kosten-
perspektive. Insbesondere die zur Rate
gezogenen Jahrestherapiekosten konnen
verzerren, gleichermaBen wie der Fokus auf
lediglich direkte Arzneimittelkosten. Doch
auch tiefergehende Reformen sind denkbar.
Durch eine spate Nutzenbewertung konnte
der Nutzen Uber den gesamten Behand-
lungsprozess hinweg auf Basis von Real-
World-Daten gemessen werden. Damit
wilrde im Rahmen des vbp eine Entwicklung
hin zu outcomes-differenzierten Preisen
stattfinden. Wie bisher kdnnte zundchst ein
Preis entsprechend dem erwarteten Nutzen
festgelegt werden, spater festgestellte Ab-
weichungen wiirden durch gruppenspezifi-
sche Erstattungspreise berlicksichtigt wer-
den. Daflir mussten erneut Messkriterien
und Endpunkte definiert sowie beim genann-
ten gruppenspezifischen Erstattungspreis
die entsprechenden rechtlichen Grundlagen
geschaffen werden; bisher wére diese Um-
setzung nicht ohne weiteres moglich.

Neben den genannten Reformoptionen fiir
das AMNOG-Verfahren im Sinne einer Ver-
besserung des Systems im aktuellen Kon-
text, stellt sich die Frage, wie zukunftsfahig
es ist. Einiges spricht dafiir, dass in Zukunft
die individualisierte Therapie, in Form von

maBgeschneiderten Medikationen mit jeweils

unterschiedlicher Wirkstoffzusammenset-
zung, eine wichtige Rolle in der Arzneimittel-
versorgung spielen wird. Hier stoBt die Nut-
zenbewertung an ihre Grenzen, mutmaBlich
misste dann ein solcher Therapieansatz in
seiner allgemeinen Form mit der herkdomm-
lichen Therapieform verglichen werden,
dhnlich wie bei einer Methodenbewertung.

Offen ist auBerdem, ob die Nutzenbewer-
tung des IQWIG in Zukunft obsolet werden
konnte. Der Vorschlag der EU-Kommission
sieht eine gemeinsame Arbeit an wissen-
schaftlichen und klinischen Aspekten der
HTA vor. Ob die friihe Nutzenbewertung
durch das IQWiG tatséchlich durch ein EU-
HTA vollumféanglich substituiert werden
kann, wird maBgeblich davon abhangen,
wie die Nutzenbewertung auf européischer
Ebene ausgestaltet wird. Was die Methodik
und Umsetzung von HTA betrifft, gilt
Deutschland in Europa als Spitzenreiter.
Gelingt es, dieses hohe Niveau auch beim
EU-HTA zu realisieren, kdnnte auf eine wei-
tere Bewertung durch das IQWiG verzichtet
werden. Falls nicht, kann der Bewertungs-
prozess allerdings zeitaufwendiger und
komplizierter werden. Es bleibt spannend,
wohin das Gesetzgebungsverfahren flihrt.

Literatur

Auf Anfrage kénnen die vollstandige
wissenschaftliche Arbeit und samtliche
relevanten Literaturverweise gerne bei
der DFGMA eingesehen werden.

DFGMA JAHRESBERICHT 2019
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MARKET ACCESS
KLIMA 2019

Stabilisierung der Lage des Market
Access auf positivem Niveau

Die DFGMA versteht sich unter anderem
auch als Fachgesellschaft, die den Market
Access (MA) im Gesundheitswesen in
Deutschland beobachtet und begleitet. Um
auszuwerten, wie die Lage des MA zu einem
bestimmten Zeitpunkt bewertet und welche
Entwicklung des MA erwartet wird, wurde
ein kurzer Online-Fragebogen entwickelt, in
dem in kompakter Form nach der Ein-
schatzung der Lage und den Erwartungen
an die Entwicklung des MA gefragt wird.

Die nachfolgenden Grafiken zeigen die Um-
frageergebnisse 2019 zur Beurteilung der
Lage des MA und zu den Erwartungen der
Entwicklung des MA (jeweils mit den Werten
vom 4. Quartal 2018 zum Vergleich):

Nach einem deutlichen Aufwértstrend flir
2017 und 2018 zeigen die Umfrageergeb-
nisse flir die Lage des Market Access im
Jahr 2019 eine Stabilisierung auf relativ
hohem Niveau: 76% der Teilnehmer sehen
flir die Lage des Market Access mindestens
einen positiven Trend und immerhin 41%
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der Teilnehmer beurteilt die Lage mit gut.
Besonders bemerkenswert ist die Tatsache,
dass kein Teilnehmer die Lage des MA mit
schlecht beurteilt hat.

Ebenso wie die Lage halten sich auch die
Erwartungen beziiglich der Entwicklung des
Market Access im Jahr 2019 auf einem po-
sitiven Niveau. Dabei beurteilen die Teilneh-
mer wie in allen bisherigen Umfragen die
Entwicklung des MA pessimistischer als die
Lage: Immerhin 17% der Teilnehmer erwar-
ten eine glinstige Entwicklung, nur 7% eine
ungtinstige Entwicklung und 76% eine
gleichbleibende Entwicklung, flir 35% mit
leicht positiver und fiir 41% mit leicht nega-
tiver Tendenz.

Die kumulierte Auswertung der offenen Ant-
worten flir die Problemfelder 2019 ergab
folgendes Resultat:

Knapp die Hélfte der Nennungen (49%) be-
fasst sich mit Themen der Nutzenbewertung
(AMNOG/Methodenbewertung), wobei Neu-
erungen zur Dossiervorlage, zu ATMP, zu
Orphan Drugs und anwendungsbegleiten-
den Datenerhebungen im Vordergrund ste-
hen. Die genannten Problemfelder sprechen
individuelle oder methodische Fragestellun-
gen der Nutzenbewertung an, die Durchfiih-
rung von Nutzenbewertungen an sich wird
kaum noch kritisiert.

Knapp ein Drittel der Nennungen (31%) be-
fasst sich mit dem Thema Gesetze/Verord-
nungen/Regulierungen. Insgesamt wird die
Gesetzes- und Verordnungsflut beklagt, ins-
besondere weil es inkonsistente Regulierun-
gen auf nationaler versus regionaler Ebene
gibt. Die hohe Regulierungsdichte flihrt zur
Planungsunsicherheit und wird als man-
gelnde Verbindlichkeit der Beschllisse des
G-BA oder Inkompetenz der politischen Ent-
scheider wahrgenommen.

13% der Nennungen thematisieren die Un-
zufriedenheit der Teilnehmer mit Pricing-
problemen, wobei unklare Preisverhandlun-
gen, Referenzpreisproblematik, Mischpreis-
problematik, Rabattvertrdge und das Pricing
flir Innovationen speziell genannt werden.

Unser Dank gilt allen, die sich 2019 die Zeit
genommen haben, um an der Umfrage zum
Market Access Klima teilzunehmen. Die
Umfrage wird auch 2020 im Mai/Juni und
November/Dezember weitergefiinrt. Der
Link dazu befindet sich auf der Homepage
der DFGMA unter www.dfgma.de. Bitte neh-
men Sie sich auch 2020 wenige Minuten
Zeit, um sich an der Umfrage zu beteiligen.
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VEROFFENTLICHUNGEN
MARKET ACCESS &
HEALTH POLICY

markel
HOCESS ea

a

An dieser Stelle méchten wir kurz berichten,
mit welchen Themen wir uns als Fachgesell-
schaft in unserem Sprachrohr, der Market
Access & Health Policy, im Jahr 2019 aus-
einandergesetzt haben. In jeder Ausgabe
dieser im 2-Monats-Rhythmus erscheinen-
den Fachzeitschrift hat die DFGMA vier Son-
derseiten reserviert, die wir stets mit aktuel-
len, spannenden Themen fillen. Beitrdge
unserer Mitglieder sind herzlich willkom-
men. Als Ansprechpartnerin steht lhnen
hierfiir Dr. Maike Bestehorn zur Verfligung.
Sémtliche erschienene Artikel kdnnen auf
der Website der DFGMA unter www.dfgma.de
abgerufen werden. Alle Mitglieder erhalten
die jeweils aktuelle Ausgaben per Post.

Ausgabe 01/19;

Im August 2018 erhielten zwei Genthera-
pien eine europdische Zulassung, die fir
hiesige Verhaltnisse mit extrem hohen Prei-
sen angeboten wurden. Sowohl die hohen
Preise als auch die unbekannte Langfristig-
keit der Wirkung passen nicht in das bis-
herige System der Erstattung, sodass nach
neuen Losungen flir die Erstattung dieser
Préparate gesucht wird. Die Deutsche Fach-
gesellschaft flir Market Access wollte dieses
Thema in ihrem Jahrestreffen am 22. No-

149

vember 2018 in Berlin aus der Sicht ver-
schiedener Player beleuchten und lud dafiir
namhafte Referenten ein, deren Thesen
nicht nur nach den Vortragen, sondern auch
in den Pausen intensiv diskutiert wurden.
Die Zusammenfassungen der Vortrage sind
auf den DFGMA Seiten dieser Ausgabe ab-
gedruckt.

Ausgabe 02/19;

Die Beitrdge in der Ausgabe 02/19 sollen —
wenn auch mit unterschiedlicher Ausrich-
tung — DenkanstoBe flr die Weiterentwick-
lung der Nutzenbewertung liefern.

Spezielle Zulassungsverfahren der Food and
Drug Administration (FDA) und European
Medicines Agency (EMA) dienen dazu, den
hohen medizinischen Bedarf zur Behand-
lung schwerwiegender und lebensbedroh-
licher Krankheiten schneller zu decken.
Oftmals jedoch liegen bei diesen speziellen
Verfahren zum Zeitpunkt der Zulassung
keine Phase-lll-Daten vor, beziehungsweise
konnen noch nicht vorliegen. Insbesondere
bei Orphan Drugs und bei onkologischen
Arzneimitteln ersetzen Surrogatendpunkte,
wie beispielsweise der Kombinationsend-
punkt progressionsfreies Uberleben (PFS),
haufig patientenrelevante Endpunkte wie
Gesamtiiberleben (0S). Sowohl die Beprei-
sung und Verschreibung von Arzneimitteln
auf Basis von Surrogatendpunkten als auch
die groBen Differenzen im Hinblick auf die
Akzeptanz von Surrogatendpunkten zwi-
schen den Léndern geben Anlass zur Dis-
kussion. Im ersten Beitrag diskutiert Dr. Ste-
fanie Frick (Ipsen) die Mdglichkeit von oko-
nomischen Modellen zur Monetarisierung
des Zusatznutzens fir den deutschen Markt.

Wenn aufgrund fehlender Daten kein geeig-
netes Arzneimittel fir Kinder und Jugend-
liche zugelassen ist, muss der behandelnde
Arzt auf ein Erwachsenenpraparat zuriick-
greifen. Diese ,Off-Label”-Verwendung birgt
erhohte Risiken, da Kinder eben keine Klei-
nen Erwachsenen sind. Um die Verflighar-
keit und Sicherheit padiatrischer Arzneimit-
tel zu erhdhen, trat 2007 die Kinderarznei-
mittelverordnung der Europdischen Union in
Kraft. Damit wurde auch eine besondere Art
der Zulassung, die ,Genehmigung fir die
padiatrische Verwendung” (Paediatric use
marketing authorisation, PUMA), eingeflihrt.
In den letzten Jahren wurden vermehrt Kin-
derarzneimittel tiber dieses Verfahren zuge-
lassen und durchlaufen nun auch die friihe
Nutzenbewertung. Dr. Christiane Ring,

Dr. Bastian Thaa und Dr. Marc Esser (alle
co.value) stellen in ihrem Beitrag die Frage
in den Mittelpunkt, ob Kinderarzneimittel
gesondert bewertet werden sollten.

Ausgabe 03/19;

,What is Value in Health Care?“, fragte sich
bereits der renommierte US-amerikanische
Okonom Michael E. Porter in seinem gleich-
namigen Aufsatz im Jahr 2010. Eine ein-
deutige Antwort auf die aufgeworfene Frage
gibt es bis heute nicht. Trotzdem ist Porter
einer der ersten Okonomen, der dieser Frage
nachgegangen ist und versucht hat, ,Value*
greifbar zu machen. So entwickelte Porter
bereits im Jahr 2006 auf der Suche nach
dem ,Value" im Gesundheitswesen gemein-
sam mit Elizabeth O. Teisberg erstmals
einen Value-based Health Care Approach
mit klar definierten Prinzipien und Hand-
lungsempfehlungen. Erstmals wurde hiermit



ein umfassender Handlungsrahmen ge-
schaffen, an dem sich die Ausgestaltung
eines Gesundheitssystems auf dem Weg zu
einem nutzenorientierten bzw. nutzenmaxi-
mierenden Gesundheitssystem orientieren
kann. Auch wenn im US Kontext entwickelt,
lassen sich die Grundprinzipien von Value-
based Health Care auf jedes Land anwen-
den. Wir wollten es daher genauer wissen
und haben das AMNOG als suggerierte Um-
setzung von Value Based Health Care ndher
betrachtet. Kénnen ausgewahlite AMNOG-
Aspekte nach dem Value Based Health Care
Approach von Porter/Teisberg (2006) als
konform oder als nicht konform bewertet
werden? Wo gibt es ggf. Diskrepanzen und
Verbesserungspotenzial aus Value Based
Health Care Sicht? Der erste Beitrag der
Ausgabe 03/19 gibt erste Antworten und
soll einen DenkanstoB fur weiterflinrende
Diskussionen liefern. Der zweite Beitrag
dieser Ausgabe widmet sich dem Market
Access Klima 2018. Dabei zeichnet sich
sowohl fir die aktuelle Lage als auch flir die
Erwartungen an die zukiinftige Entwicklung
des Market Access ein positiver Trend flr
2018 ab.

Ausgabe 04/19:

Der Gesetzentwurf fir mehr Sicherheit in
der Arzneimittelversorgung (GSAV) sieht
unter anderem vor, dass der G-BA fir
Arzneimittel mit bedingter Zulassung oder
mit einer Zulassung unter auBergewohnli-
chen Umstanden sowie fiir Orphan Drugs
anwendungsbegleitende Datenerhebungen
im Rahmen der Nutzenbewertung fordern
kann. Die Daten und die Verpflichtung zur
Datenerhebung sind dabei in regelméaBigen

Abstanden vom G-BA zu tiberpriifen. Kommt
der G-BA bei der Uberpriifung zu der Er-
kenntnis, dass sich aufgrund der neuen Da-
tenlage der Zusatznutzen verandert hat,
kann ein neuer Beschluss getroffen oder
der bisherige Beschluss angepasst werden
— mit entsprechender Anpassung des Er-
stattungsbetrages.

Wéhrend bislang RCTs als Goldstandard fir
den Nachweis des Zusatznutzens galten,
kommen laut Gesetzgeber nun Registerstu-
dien fir die begleitende Datenerhebung in
Frage.

Im Rahmen der DFGMA Friihjahrstagung
2019 in Berlin, haben wir uns daher der
Frage angenommen, welchen Zusatznutzen
Registerdaten tatséchlich liefern. Die Zu-
sammenfassungen der Vortrdge finden sich
in Ausgabe 04/19 der MA&HP.

Ausgabe 05/19:

Flir Hersteller von Arzneimitteln und Medi-
zinprodukten gestalten sich die Zulassung
von Arzneimitteln sowie die Aufnahme einer
innovativen Untersuchungs- und Behand-
lungsmethode in den GKV-Leistungskatalog
als Herausforderung.

Wahrend letztere der friihen Nutzenbewer-
tung von Arzneimitteln (§ 35a SGB V) in
nichts nachsteht, wird der Marktzugang
eines Arzneimittels auch nach Zulassung
durch die europdische Arzneimittelbehdrde
(EMA) weiter durch zahlreiche Regularien
beeinflusst.
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Die Beitrdge in der Ausgabe 05/19 beleuch-
ten beide Prozesse und ihre rechtlichen Hin-
tergriinde eingehend. Wéhrend Dr. Marco
Penske erdrtert, ob und inwieweit alte und
neue Regulierungsinstrumente im GKV-Arz-
neimittelmarkt kompatibel sind, stellen Pro-
fessor Dr. Ralph Tunder und Gregor Jelen in
ihrem Beitrag die Frage in den Mittelpunkt,
wie sich im Rahmen der Zulassung neuer
Untersuchungs-und Behandlungsmethoden
die Etablierung der neuen Nutzenerprobung
nach § 137e SGBV im Kontext der beiden
bisherigen Priifungsverfahren nach §§ 135
und 137c SGB V gestaltet.

Ausgabe 06/19:

Bedingt durch die Konzentration der Pro-
duktion auf nur weniger Hersteller werden
Lieferengpésse bei Arzneimitteln seit Mitte
2018 verstarkt diskutiert. Versorgungspro-
bleme werden in diesem Zusammenhang
sowohl durch produktionsbedingte Liefer-
engpdssen als auch durch Exporte in Folge
des Parallelhandels bei patentgeschiitzten
Arzneimitteln verursacht. Im ersten Beitrag
der Ausgabe 06/19 erdrtert Dr. Marco
Penske inwieweit eine Konzentration der
Arzneimittel-Produktion am Standort Europa
eine Verbesserung der Versorgungssicher-
heit bedeuten kann.

AuBerdem erhalten Sie im Rahmen des Bei-
trages von Dr. Willi Schnorpfeil einen Ein-
blick in das Seminar zum Thema AMNOG-
Nutzendossier, das am 12. und 13. Septem-
ber 2019 an der EBS Universitét eine
Einflihrung in die Erstellung von AMNOG-
Nutzendossiers und die Grundlagen der
systematischen Recherche gegeben hat.
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INTENSIVSTUDIUM MARKET ACCESS
AN DER EBS UNIVERSITAT

EBS = Universitat

flir Wirtschaft und Recht

Seitdem im Jahre 2011 das deutschland-
weit erste umfassende Weiterbildungs-
programm zum Themenfeld des Market
Access mit einem universitaren Abschluss
entwickelt wurde, hat im Jahr 2018 bereits
der 8. Jahrgang das Intensivstudium erfolg-
reich abgeschlossen. Aufgaben und Ver-
antwortungsbereiche der Market Access
Verantwortlichen haben sich in den letzten
Jahren wesentlich erweitert. Zugleich wer-
den die Anforderungen komplexer und viel-
schichtiger. Eine fachspezifische Aus- und
Weiterbildung, die auf theoretischer wie
auch empirischer Grundlage aufbaut und
diese eng mit praxisnahen Inhalten und In-

Market | Market |

Intelligence ’— v Strategy ’— v
e Gesundheitsokono- e Gesundheitspolitik
mische Evaluation e Internationale
e Health Technology Aspekte des Market
Assessment Access
e Grundlagen des e Zulassungsverfahren
pharmazeutischen von Arzneimitteln/
und medizintech- Aufgaben des IQWiG
nischen Rechts o Market Access in der
Medizintechnik
e Krankenkassen-
management

strumenten verknipft, ist hingegen ausge-
blieben. Mit dem Kompaktstudiengang Mar-
ket Access an der EBS Universitét in Oes-
trich-Winkel wurde diese Liicke kompetent
geschlossen. Eine Vielzahl an hochkarétigen
Dozenten aus Wissenschaft und Praxis ver-
mittelt innerhalb von 15 Présenztagen, die
sich (iber einen Zeitraum von vier Monaten
erstrecken, umfassende Kenntnisse.

Ziel ist, die Querschnittsfunktion des Market
Access in allen Prozessschritten zu betrach-
ten und zu verstehen, um die heutigen Mar-
ket Access Manager und verwandte Akteure
fur die Zukunft noch besser auszuriisten,
Entscheidungen zu treffen und umfassende
Handlungsempfehlungen abgeben zu kon-
nen. Der 9. Jahrgang wird voraussichtlich
am 13. Mérz 2020 starten. Ubereinstim-
mend duBerten sich die bisherigen Teilneh-
mer, Dozenten und Arbeitgeber sehr posi-
tiv Uber dieses innovative Studienangebot.
Weitere Informationen finden Sie unter
www.ebs-hcmi.de.

Market | Market |

Entry ’— ~~ Development ’— 4

e Market Access: e \ersorgungs-

Funktionen und forschung im

Organisation Market Access
e Market Access Tools e Key Account
e Contracting Management
e Pricing &

Reimbursement
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AUSBLICK AUF DAS JAHR 2020

Frihjahrstagung & Mitgliederversammlung
Auch im Jahr 2020 I4dt die DFGMA zur
Frihjahrs-/Sommertagung nach Berlin ein,
in deren Rahmen auch die jahrlich stattfin-
dende Mitgliederversammlung abgehalten
wird.

Jahrestreffen

Am Donnerstag, den 13. Februar 2020, fin-
det in Berlin das DFGMA Jahrestreffen statt,
zu dem sowohl alle Mitglieder als auch alle
anderen Market Access Verantwortliche und
Interessierte herzlich eingeladen sind. Leit-
thema des Jahrestreffens: ,Elektronische
Arzneimittelinformations-Verordnung
(EAMIV): Arztinformationssystem zur frilhen
Nutzenbewertung®.

Das néchste Jahrestreffen findet am 25.
November 2020 in Berlin statt.

Umfrage Market Access Klima

Auch fiir das Jahr 2020 planen wir wieder
unsere Umfrage zum Market Access Klima.
Ziel ist es, die aktuelle Stimmung zum
Market Access abzufragen. Die Befragung
findet zweimal im Jahr im Mai/Juni sowie
November/Dezember statt. Die Auswertun-
gen der Umfragen konnen Sie in der Market
Access & Health Policy und auf der Website
der DFGMA unter www.dfgma.de nachlesen.

Wissenschaftspreis

Auch in 2020 schreibt die DFGMA zum be-
reits neunten Mal ihren Wissenschaftspreis
flr hervorragende akademische Abschluss-
arbeiten aus dem Themenbereich Market
Access aus. Einsendeschluss ist voraus-
sichtlich der 15. Oktober 2020. Die Preis-
verleihung und Vorstellung der Abschluss-
arbeit findet im Rahmen des Jahrestreffens
am 25. November 2020 in Berlin statt.

Intensivstudium Market Access an der

EBS Universitat: 9. Jahrgang

Am 13. Méarz 2020 wird voraussichtlich der
nachste Jahrgang des berufsbegleitenden
Intensivstudiums Market Access an der
EBS Universitat im Rheingau starten. Das
Intensivstudium umfasst 15 Prasenztage in
einem Zeitraum von vier Monaten und
schlieBt mit dem Zertifikatsabschluss
Market Access Manager (EBS) ab. Weitere
Informationen zum Programm finden Sie
unter www.ebs-hcmi.de.
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