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Vorwort

Im ersten Halbjahr vor Verabschiedung des GKV-Finanzstabilisierungsgesetz (GKV-FinStG)
im Jahr 2022 lagen die monatlichen GKV-Ausgaben fiir patentgeschiitzte Arzneimittel
bei 1,86 Milliarden Euro. In den ersten vier Monaten des Jahres 2024 sind sie auf durch-
schnittlich 2,54 Milliarden Euro gestiegen. Die im Oktober 2022 verabschiedeten Mal3-
nahmen zur Dampfung des Ausgabenanstiegs bei patentgeschiitzten Arzneimitteln haben
somit offenbar nur bedingt gegriffen. Tatséchlich sind aus dem Malnahmenpaket des
GKV-FinStG bislang nur die Riickwirkung des Erstattungsbetrages, die Absenkung der Um-
satzschwelle zur Vollbewertung von Orphan Drugs sowie die sogenannten Leitplanken
umgesetzt. Die Sinnhaftigkeit der Riickwirkung des Erstattungsbetrages ist dabei nicht
mehr strittig. Auch die niedrigere Schwelle zur Bewertung von Orphan Drugs wird of-
fentlich nicht mehr in Frage gestellt. Einzig die Leitplanken, welche die Preisbildung neuer
Arzneimittel ohne bzw. mit geringem Zusatznutzen als Ergebnis der friihen Nutzenbewer-
tung wesentlich verandert haben, sind fast taglich Gegenstand des fachpolitischen Dis-
kurses. Dabei geht es jedoch weniger um technische Details als vielmehr um die Frage, ob
die Leitplanken bei aller Umsetzungskomplexitat wirklich einen messbaren Nutzen fiir die
GKV-Versorgung entfalten kénnen. Es werden Kollateraleffekte wie verzégerte oder aus-
bleibende Markteintritte als Reaktion auf hohe Preisabschldge infolge der Leitplanken-
regelungen befiirchtet und in Einzelfallen auch beschrieben. Eine vom Bundesministerium
fir Gesundheit veranlasste erneute Evaluation der MalRnahmen des GKV-FinStG soll hier-
zu zum Jahresende 2024 Aufschluss geben.

Bislang nicht umgesetzt ist die zweite kontroverse Neuerung des GKV-FinStG: Die Einfih-
rung eines pauschalen Abschlages auf vorab vom G-BA festgelegte Kombinationsthera-
pien. Im AMNOG-Report konstatierten wir hierzu bereits im Jahr 2023, dass der Abschlag
auf Kombinationstherapien — an sich eine naheliegende Lésung den dynamischen Men-
gen- und Preisentwicklungen in Kombination eingesetzter hochpreisiger Arzneimittel ent-
gegenzuwirken — in der Umsetzung methodisch anspruchsvoll und konflikttrachtig wird.
Da eine entsprechende ,Kombinations-Information” auf einer Rezeptverordnung fehit,
missen im Wesentlichen zeitliche Abstande zwischen Arzneimittelverordnungen definiert
und tiberpriift werden. Tatséchlich konnten sich der GKV-Spitzenverband und die maR-
geblichen Verbénde der pharmazeutischen Industrie auch nach knapp einem Jahr nicht
auf ein Umsetzungsmodell einigen. Das Bundesministerium fiir Gesundheit hat deshalb
kirzlich einen Regelungsvorschlag in die Verbdndeabstimmung geben. Der Ansatz des
BMG: weitestgehend pragmatisch. Der aktuelle DAK-AMNOG-Report zeigt jedoch auch,
dass insbesondere die fehlende Beriicksichtigung stationdrer Arzneimittelumsatze das
Einsparpotenzial deutlich schmalert. Von den vormals avisierten Einsparungen in Héhe
von jahrlich 185 Millionen Euro lassen sich nach unseren Berechnungen nur etwas mehr
als die Halfte realisieren, wenn dem Umsetzungsvorschlag des Ministeriums gefolgt wird.

Dabei ist aktuell gar nicht klar, ob der pauschale Kombinationsabschlag jemals umgesetzt
wird. Den aktuellen Stand um die geplante Einflihrung vertraulicher Erstattungshetrage
zeichnet der vorliegende Report nach. Zudem zeigt der Report, dass viele Diskussionen



\

im AMNOG auch 14 Jahre nach Einfiihrung eine Vielzahl blinder Flecken aufweisen. Ein
Beispiel: Stationdre Umsétze hochpreisiger Arzneimittel finden faktisch in keiner Debat-
te Berlicksichtigung — nicht, weil sie nicht relevant sind, sondern weil belastbhare Daten
fehlen. Der aktuelle AMNOG-Report legt hierzu zum zweiten Mal Auswertungen vor. Die
Ergebnisse zeigen, dass trotz politischer Eingriffe zur Ausgabenddmpfung die stationdren
Umsétze hochpreisiger Arzneimittel kontinuierlich steigen und im Jahr 2023 einen neuen
Hochststand erreicht haben.

Dariiber hinaus freuen wir uns, mit Prof. Josef Hecken, unparteiischer Vorsitzender des
Gemeinsamen Bundesausschusses, Dr. Antje Haas, Dr. Michael Ermisch und Dr. Barbara
Wanjiku vom GKV-Spitzenverband, Prof. Dr. Jorg Ruof von r-Connect sowie Frau Dorothee
Brakmann vom Industrieverband Pharma Deutschland Gastautoren gewonnen zu haben,
die in kurzen Statements die aus lhrer Sicht relevanten ,blinden Flecken” im AMNQG-Ver-
fahren darstellen. Dr. Felix Schonfeldt und Marcel Fritz von der DAK-Gesundheit ordnen
ihrerseits die Ergebnisse des Reportes ein.

Wir hoffen, wie in den Vorjahren, auf breites Interesse an den vorliegenden Ergebnissen
und freuen uns auf weitere spannende Diskussionen.

W @4 /‘: < g
Prof. Dr. Wolfgang Greiner und Andreas Storm

Bielefeld und Hamburg, Juli 2024



Inhalt

Vorwort. . ...
Executive Summary . ........ ... ...
1. Die Pharmastrategie und ihreFolgen . ....... ... ... ... ... ............
1.1 Vertraulichkeit ante portas? . .............. i
1.2 Leitplanken ... ...
1.3 Abschlage auf Kombinationstherapien ................................
2. Auswirkungen des GKV-Finanzstabilisierungsgesetzes .. ... ........ ... .
2.1 Nutzenbewertung von Orphan Drugs. .................................
210 Hintergrund .. ...
212 Methodik ... o
2.1.3 QOrphan-Vollbewertungen und -Marktentwicklung. . ................
2.2 Nutzenbewertungsergebnisse . .............. .. ... ...
220 Hintergrund . ... ... ..
222 Methodik ... ... .. .
2.2.3 Zusatznutzenzuschreibungen von Erstbewertungen ................
2.3 Markteinfiihrungen und Marktverfiigbarkeit. . .............. ... ... .. ..
230 Hintergrund ... ..
232 Methodik ... ..o
2.3.3 Time-to-Market und Marktriicknahmen..........................
3. Ausgabenentwicklungen im Arzneimittelmarkt. .. ...... ... . ... .. ...
3.1 Entwicklung der Markteintrittspreise neuer Arzneimittel. . ...............
311 Hintergrund . ... ..
31.2 Methodik ... ...
3.1.3 Jahrestherapiekosten im AMNOG-Markt .......................
3.2 Entwicklung der Ausgaben fiir patentgeschiitzte Arzneimittel. . ...........
3.2 Hintergrund . ...
322 Methodik ...
3.2.3 Arzneimittelabsatz und Ausgabenentwicklung in der GKV,
20222024 . . .
3.3 Entwicklung der Ausgaben neuer Arzneimittel im Krankenhaus ...........
3.3.1 Hintergrund: Erstattung von Arzneimittelkosten im Krankenhaus . . ..
3.32 Methodik ...
3.3.3 Entwicklung der Arzneimittelausgaben im Krankenhaus. ...........
4. Preisabschlidge auf Kombinationstherapien........................ ...
A0 Hintergrund .. ...
42 Methodik. ... ..o
4.3 Umsetzbarkeit des pauschalen Abschlages auf Kombinationstherapien. . . . .
431 Erfasste Arzneimittelkombinationen. ............. ... L.

1

VI



VI

4.3.2 Unsicherheit des BMG-Algorithmus zur Identifikation von

Kombinationstherapien.............. ... ... ... ... ... .. 45
4.3.3 Einsparpotenziale durch den pauschalen Abschlag auf
Kombinationstherapien........... ... .. ... ... ... .. 51
B, Statements. ... ... 53
5.1 Blinde Flecken im AMNOG-Verfahren aus Sichtdes G-BA . ............... 53
5.2 Blinde Flecken im AMNOG-Verfahren aus Sicht des GKV-Spitzen-
Verbandes . ... 56
5.3 EU-HTA: Blinde Flecken? — Gelbe Flecken? Wo stehen wir mit dem
AMNOG . .. 60
5.4 AMNOG - lernfahig, auch lernwillig? Blinde Flecken im AMNQOG-
Verfahren aus Sicht von Pharma Deutschland. .. ....................... 66
5.5 Blinde Flecken im AMNQOG-Verfahren aus Sicht der DAK-Gesundheit . . . . . .. 69
6. Fazit. . .. ... 73
Anlagen. . ... .. . 77
Anlage Al: Hinweise zur Datengrundlage und zum Datenschutz. ............... 77
Anlage A2: Methodik der Hochrechnung ... .. ... ... .. ... .. .. 78
Anlage A3: Datengrundlage der Nutzenbewertungsverfahren und Preis-
bildungsergebnisse . ... ... .. .. 79
Literatur ... ... .. 81
Abbildungsverzeichnis . ....... ... ... .. ... .. ... ... ... 83
Tabellenverzeichnis. .. .. ... ... .. ... . . ... ... 85
AUOTeN . . . 87
Transparenzhinweis. . ........ ... ... ... ... ... ... 88



Executive Summary

Faire Preise fiir neue Arzneimittel und damit ein Interessensausgleich zwischen der phar-
mazeutischen Industrie und den gesetzlichen Krankenkassen — mit dieser Intention ist das
AMNOG 2011 eingefiihrt worden. Mischpreise, indirekte Vergleiche, Arztinformations-
systeme oder zuletzt die Erstattung von Einmaltherapien — seit seiner Einfithrung wurde
das AMNOG-Verfahren von vielen kontroversen Diskussionen begleitet. Diese haben sich
seit der Verabschiedung des GKV-Finanzstabilisierungsgesetz (GKV-FinStG) weiter inten-
siviert, waren die mit dem Gesetz eingeftihrten Neuerungen, darunter die schnellere Voll-
bewertung von Orphan Drugs, ein pauschaler Abschlag auf Kombinationstherapien und
engere Leitplanken fir die Erstattungsbetragsverhandlungen doch mit einer Abkehr von
den eingespielten Prinzipien des AMNOGs verbunden. Gerade die Leitplankenregelungen,
welche die Preise fiir neu eingefiihrte Arzneimittel durch neue Verhandlungsvorgaben
senken sollen, sorgten angesichts der potenziellen Benachteiligung von Schrittinnovatio-
nen nicht nur bei Vertretern der pharmazeutischen Industrie fiir deutliche Kritik.

Auch nach einer ersten Evaluation durch das BMG in 2023 ist hislang nicht bekannt, ob
sich aus den Neuregelungen des GKV-FinStG negative Effekte fir die Patientenversorgung
ergeben haben. Fir eine objektivierende Beurteilung ist es besonders wichtig, keine ,blin-
den Flecken” im Sichtfeld zu haben. Das SchlieRen bestehender Wissensliicken ist sowohl
fir die Beurteilung politischer Regulierung als auch fiir eine wirksame und faire Weiter-
entwicklung des AMNOG-Verfahrens essentiell. Mit umfangreichen Analysen richtet
der DAK-AMNOG-Report 2024 den Blick daher auf solche Erkenntnislicken im AMNOG-
Markt. Dazu zahlen die zu beobachtenden Auswirkungen des GKV-FinStG, die allgemeine
Ausgabenentwicklung unter Beriicksichtigung von Arzneimittelumsatzen im Krankenhaus
und die Implikationen des jiingst vom Bundesministerium fiir Gesundheit verdffentlichten
Vorschlags zur Umsetzung des pauschalen Kombinationsabschlages.

...auf die Nutzenbewertung von Orphan Drugs:

e Bis Ende 2023 wurden 29 Orphan Drugs nach Uberschreibung der Umsatzschwelle einer
uneingeschrankten Nutzenbewertung (,Vollbewertung”) unterzogen. Erst nach Uber-
schreitung der Umsatzschwelle gilt ein Zusatznutzen fir Orphan Drugs nicht mehr auto-
matisch als belegt, was Einfluss auf die Héhe der zu verhandelnden Preise haben kann.

e {Unabhangig vom allgemeinen zeitlichen Trend zu mehr Vollbewertungen ergeben sich
klare Hinweise auf einen Effekt der im Rahmen des GKV-FinStG vorgenommenen Ab-
senkung der Umsatzschwelle. Allein im Jahr 2023, nach Inkrafttreten der Neuregelung
wurden zehn Vollbewertungen von Orphan Drugs veranlasst.

e Hinweise auf eine verbesserte Evidenzgrundlage der Nutzenbewertung von Orphan
Drugs zeigen sich bislang nicht, sind aber im Hinblick auf den Planungshorizont klini-
scher Studien auch noch nicht zu erwarten.



...auf die Nutzenbewertungsergebnisse aller Arzneimittel:

e Seit Einfiihrung des AMNOG bis Ende 2023 haben insgesamt 413 Wirkstoffe eine erstma-
lige friihe Nutzenbewertung durchlaufen. Im Durchschnitt wurde in 57 Prozent aller Erst-
bewertungsverfahren in mindestens einer Teilpopulation ein Zusatznutzen festgestellt.

e Nach Einfihrung des GKV-FinStG wurden im Jahr 2023 insgesamt 38 Erstbewer-
tungsverfahren abgeschlossen. Bei der Betrachtung der Zusatznutzenzuschreibungen
fallen im Vergleich zu den Vorjahren insbesondere zwei Aspekte auf: Mit 20 Verfah-
ren (53 Prozent) wurde im Jahr 2023 absolut wie relativ ein neues Allzeithoch bei den
jahrlichen Erstbewertungen ohne belegten Zusatznutzen erreicht. Ein Tiefststand zeigt
sich zudem hinsichtlich der Erstbewertungen mit betrachtlichem oder erheblichem Zu-
satznutzen. Mit knapp 8 Prozent lag ihr Anteil im Jahr 2023 so tief wie nie und etwa
10 Prozentpunkte unter dem AMNOG-Durchschnitt. Zu beachten ist jedoch die kurze
Zeitreihe und damit die geringe Datengrundlage.

...auf Markteinfithrung und Marktriicknahmen:

e Die durchschnittliche Zeit zwischen europdischer Zulassung und Markteintritt eines
neuen Arzneimittels in Deutschland liegt seit Einfiihrung des AMNQOGs bei 124 Tagen.
Die mediane Time-to-Market bewegt sich im Zeitverlauf auf einem Niveau zwischen 34
Tagen (2017) und 71 Tagen (2023).

¢ Die mediane Time-to-Market der Produkte, fiir die nach Inkrafttreten der Regelungen
des GKV-FinStG erstmals ein Nutzenbewertungsverfahren veranlasst wurde, liegt bei
64 Tagen. Auch der Mittelwert liegt mit 151 Tagen weit unter dem Durchschnitt der
EU-27-Lander von etwa 517 Tagen.

¢ Orphan Drugs kommen im Schnitt schneller auf den deutschen Markt als andere Arznei-
mittel. Die mediane Zeit von Zulassung bis zur Verfligbarkeit neuer Orphan Drugs liegt
insgesamt bei 38 Tagen und nach Inkrafttreten des GKV-FinStG bei 45 Tagen.

e Bis einschlieRlich April 2024 wurden 51 von insgesamt 457 AMNOG-Produkten
(11,2 Prozent) in Deutschland auler Vertrieb gesetzt. Unmittelbar nach Inkrafttreten
des GKV-FinStG waren im Jahr 2023 fiinf Marktaustritte zu beobachten.

¢ |n der Regel handelt es sich bei den vom Markt genommenen Produkten nicht um neue
Arzneimittel. So waren die zuletzt vom Markt genommenen Arzneimittel im Schnitt
bereits 36 (Riicknahmen des Jahres 2023) bzw. sogar 63 Monate (Riicknahmen des
Jahres 2024) im Markt.

Entwicklung der Markteintrittspreise:

e Die Jahrestherapiekosten neuer Arzneimittel sind in den vergangenen Jahren kontinu-
ierlich angestiegen. Im Durchschnitt fallen fiir ein zwischen 2011 und 2023 nutzenbe-
wertetes Arzneimittel Jahrestherapiekosten in Hohe von 169.000 Euro an.



1. Die Pharmastrategie und ihre Folgen

FUr einen guten Zugang zu neuen Arzneimitteln werden verldssliche, nachvollziehbare
und einfach umsetzbare Rahmenbedingungen bei der Preishildung und Erstattung gewéahr-
leistet, die den Prinzipien einer sozialen Marktwirtschaft folgen. Dabei werden auch the-
rapeutische Verbesserungen angemessen beriicksichtigt. Gleichzeitig gilt es, die Finanz-
stabilitat der Gesetzlichen Krankenversicherung im Blick zu behalten.”" Mit diesen Zielen
formulierte das Bundesministerium fir Gesundheit im Oktober 2023 die Pharmastrategie,
in welcher unter anderem die Einfiihrung vertraulicher Erstattungsbetrége sowie die zu-
kiinftig nicht mehr vorgesehene Anhebung des Herstellerabschlages angekiindigt wurden.

Die Einflihrung vertraulicher Erstattungsbetrage befindet sich als Teil des geplanten Me-
dizinforschungsgesetzes (MFG) derzeit im parlamentarischen Prozess. Am 27. Marz 2024
ist hierzu der Kabinettsentwurf verabschiedet worden. Mit einem Inkrafttreten ist im
Oktober 2024 zu rechnen. Die Ampelregierung will mit der Einfiihrung vertraulicher Er-
stattungshetrdge erreichen, dass in Deutschland verhandelte Preise neuer Arzneimittel
nicht mehr als Referenzwert fiir die Preisbildung in anderen, zumeist europdischen Lén-
dern, gelten. Deutschland ist in der Europdischen Union das einzige Mitgliedsland mit
einer vergleichbaren Transparenz der Arzneimittelpreise. Mit der Ermdglichung der Ver-
traulichkeit gleiche man daher einen Nachteil im Wettbewerb mit anderen Landern aus,
die von jeher vertrauliche Preise fiir neue Arzneimittel vereinbart hatten. Gleichzeitig ist
zu konstatieren, dass derzeitige europdische Initiativen in die gegenteilige Richtung zie-
len. Im Pharma-Strategie-Papier der EU-Kommission aus dem Jahr 2020 beschreibt die
Kommission das Ziel, die Transparenz von Preisinformationen zu férdern, um in nationalen
Preisbildungssystemen bessere Entscheidungen iber die Preisgestaltung und Kostener-
stattung zu treffen. Einschrénkend beschreibt die Kommission, dass sie dabei auch még-
liche Auswirkungen auf pharmazeutische Innovationen, gemeint ist vermutlich deren Ver-
fligbarkeit, berticksichtigen wird.2 2019 verabschiedeten 194 Mitgliedstaaten der WHO
die (rechtlich nicht bindende) ,Transparenz-Resolution” (WHO-Resolution 72.8), in der die
Mitgliedstaaten aufgefordert werden, MaRnahmen zu ergreifen, um Informationen (iber
die Nettopreise unter anderem von Arzneimitteln éffentlich zuganglich zu machen, und die
Mitgliedstaaten zur Zusammenarbeit aufgerufen werden.?

Zur Objektivierung der Debatte hat der AMNOG-Kurzreport der DAK-Gesundheit aus dem
Mérz 2024 eine Systematisierung bestehender Argumentationen vorgenommen®. In der
offentlichen Debatte iiberwogen derzeit zwei Gegenargumente: Vertrauliche Erstattungs-
betrdge machen es schwierig bis unmdglich, die wirtschaftliche Verordnungsweise nie-

1 www.bundesgesundheitsministerium.de/fileadmin/Dateien/3_Downloads/P/Pharmastrategie/231213_
Kabinett_Strategiepapier.pdf

2 https://health.ec.europa.eu/system/files/2021-02/pharma-strategy_report_en_0.pdf (S. 13)

https://apps.who.int/gb/ebwha/pdf_files/ WHA72/A72_R8-en.pdf
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dergelassener Arztinnen und Arzte zu bewerten.® Damit einher ginge nach Ansicht von
Kritikern ein erhebliches finanzielles Risiko fiir die GKV. Modellrechnungen des GKV-Spit-
zenverbandes beziffern die potenziellen Mehrausgaben auf bis zu 33 Mrd. Euro jahrlich.
Zuriickzufiihren sei dieses Kostenrisiko auf den Wegfall der Wirtschaftlichkeitssteuerung
durch den Arzt auf Einzelverordnungs- und Regionalebene, den Wegfall der Importrege-
lung sowie Biirokratiekosten fiir Auskunftsanspriiche. Das Argument der Befiirworter: Es
seien hohere potenzielle Einsparungen fiir die GKV durch mehr Verhandlungsspielraum
aufseiten der pharmazeutischen Unternehmer méglich. Zumal Deutschland auch nach
14 Jahren transparenter Erstattungsbetrage europaweit das Land mit der héchsten und
schnellsten Verfligharkeit neuer Arzneimittel ist.

Dass auch die Industrie nicht durchweg begeistert von der Einfiihrung vertraulicher Er-
stattungshetrdge ist, wurde bereits frith in der Debatte deutlich. Dies muss jedoch nicht
zwangslaufig daran liegen, dass die Option der Preisvertraulichkeit industrieseitig abge-
lehnt wird. Vielmehr ist davon auszugehen, dass in der aktuellen AMNOG-Arithmetik die
Vertraulichkeit nicht ganz oben auf dem Wunschzettel fiir eine Reformagenda steht. So
betonten Industrievertreter wiederholt, dass fir mehr Verlasslichkeit und Planbarkeit im
Marktzugang neuer Arzneimittel in Deutschland die Abschaffung der Leitplanken und des
Kombinationsabschlages wichtiger wére. Auf die Vertraulichkeit — so die Lesart — kénne
dann verzichtet werden.

Unstrittig ist dabei, dass der Nutzen einer Preisvertraulichkeit von Arzneimitteln ebenso
wenig wie der einer Preistransparenz empirisch bislang belegt ist. Je nach Perspektive
sind aus der Theorie Vorteile einer Preisvertraulichkeit hinsichtlich der Nachfragemacht
und der Mdglichkeit zur effizienten Preisdiskriminierung nicht von der Hand zu weisen. In-
dividuelle Vorteile fiir ein Gesundheitssystem sind offenbar angesichts einer in entwickel-
ten Industrienationen derzeit nahezu vollstandig verbreiteten Vertraulichkeit verhandelter
Arzneimittelpreise ebenfalls evident. Allerdings ist in Deutschland das System aus freiem
Marktzugang bei freier Preisfestsetzung durch den pharmazeutischen Unternehmer auch
einzigartig.

Da es sich dem aktuellen Gesetzesentwurf nach um eine herstellerseitige Optionslésung
handelt, wird aus Perspektive der AMNOG-begleitenden Versorgungsforschung spannend
sein zu beobachten, in welcher Form und, wenn nachvollziehbar, in welchen Verfahren
die Option des vertraulichen Erstattungshetrages zur Anwendung kommt. Denkbar wére
auch, die Vertraulichkeit von Preisen nicht ausschlieRlich in das Ermessen des Herstellers
zu legen, sondern zum Teil in einer gemeinsamen Preisfindung von Anbietern und GKV-
Spitzenverband auszugestalten, wie im AMNOG-Kurzreport 2024 der DAK-Gesundheit
vorgeschlagen.® Dies wiirde allerdings voraussetzen, dass sich auch die Krankenkassen
und die weiteren Verfahrensbeteiligten diesem (fiir Deutschland) neuen Instrument in den
Preisverhandlungen 6ffnen wiirden. Dies ist derzeit nicht abzusehen.’

5 ArzteZeitung (2024)
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2. Auswirkungen des
GKV-Finanzstabilisierungsgesetzes

Die Umsatzschwelle fiir die Nutzenbewertung bei Arzneimitteln zur Behandlung eines sel-
tenen Leidens (8 35a Abs. 1 S. 12 SGB V) wurde durch das GKV-FinStG von 50 Mio. auf
30 Mio. Euro reduziert. Hintergrund dieser vermeintlich nur geringfiigigen Verfahrensan-
passung war eine Diskussion um die Verwertbarkeit von Evidenz zum Nutzen von Orphan
Drugs. So konnte vor der Reform in rund 70 Prozent aller bisherigen Vollbewertungsver-
fahren lediglich ein nicht quantifizierbarer oder nicht belegter Zusatznutzen in den vom
G-BA bewerteten Teilpopulationen festgestellt werden. Gleichzeitig gilt Deutschland hin-
sichtlich der Zuganglichkeit von Orphan Drugs im internationalen Vergleich als besonders
niedrigschwellig, sodass die Produkte nach Zulassung hierzulande bedeutend schneller im
Markt verfiighar sind als in anderen europaischen Landern.

Die Absenkung der Umsatzschwelle sollte somit einerseits Anreize zu einer verbesserten
Evidenzgenerierung fiir Orphan Drugs schaffen. Andererseits sollten durch die nun haufi-
gere Verhandlung von Erstattungsbetragen, die nicht auf der Zusatznutzenfiktion, sondern
auf einer Vollbewertung basieren, direkte Einsparungen fiir die GKV in Hohe von mittel-
fristig 100 Mio. Euro jahrlich realisiert werden. GemaR der Gesetzesbegriindung zum GKV-
FinStG wurde dabei von ca. 20 Arzneimitteln ausgegangen, die von der Neuregelung be-
troffen wéren. Der konkrete Zeitraum, auf den sich diese Schatzung bezieht, wurde indes
nicht benannt.

Die folgenden Analysen untersuchen die Auswirkungen durch die Absenkung der Um-
satzschwelle fiir Orphan Drugs. Im Fokus steht dabei die Zahl der neu initiierten Orphan-
Vollbewertungen vor und nach Einfiihrung des GKV-FinStG. Dabei werden alle initiierten
Vollbewertungen seit Einftihrung des AMNOG bis zum Stichtag 31. Dezember 2023 be-
riicksichtigt. Zur Abbildung mdglicher Effekte auf die Evidenzgtite von Orphan Drugs wer-
den die Verteilungen der Zusatznutzenzuschreibungen im Rahmen der Vollbewertungen
auf Verfahrensebene gegeniibergestellt.

Die abgesenkte Umsatzschwelle konnte in Kombination mit der durch das GKV-FinStG
eingefiihrten Riickwirkung des Erstattungsbetrages auf den siebten Monat nach Markt-
eintritt auch Auswirkungen auf die Dynamik der Marktdurchdringung von Orphan Drugs
haben. Fir Orphan Drugs, fiir die in den Jahren 2018 bis 2023 erstmals ein Nutzenbe-
wertungsverfahren initiiert wurde, wird daher explorativ der relative DDD-Uptake in den
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sechs Monaten nach Markteintritt auf Basis von Abrechnungsdaten der DAK-Gesundheit
untersucht.

2.1.3 Orphan-Vollbewertungen und -Marktentwicklung

Abbildung 2 stellt die Zahl der jahrlich initiierten Vollbewertungen von Orphan Drugs im
Zeitverlauf seit Einfiihrung des AMNOG dar. Insgesamt haben 29 Wirkstoffe bis Ende des
Jahres 2023 Umsatze (iber der jeweils geltenden Orphan-Umsatzschwelle realisiert. Die
erste Vollbewertung wurde 2014, im vierten Jahr des AMNOG, fiir den Wirkstoff Ruxoliti-
nib (Jakavi®) veranlasst. In den Folgejahren wurden ein bis zwei Vollbewertungsverfahren
pro Jahr gestartet. Nach einem Jahr ohne Verfahren in 2018 wurden in den Jahren 2019
bis 2021 dann mit jeweils vier Verfahren deutlich mehr Vollbewertungen gestartet als im
Schnitt der Vorjahre. Im Jahr 2022 war indes wiederum nur eine veranlasste Vollbewer-
tung zu beobachten. Trotz gewisser jahrlicher Schwankungen deuten die Zahlen somit
insgesamt auf eine steigende Frequenz von Orphan-Vollbewertungen im Zeitablauf hin.
Diese diirfte einerseits auf eine zunehmende Zahl im Markt verfigbarerer Orphan Drugs
zurlickzuftihren sein. Kamen im Sechs-Jahres-Zeitraum von 2011 bis 2016 jahrlich noch
durchschnittlich sieben neue Orphan Drugs in den Markt, waren es im Folgezeitraum von
2017 bis 2022 bereits 14. Ein weiterer Faktor, der sich auf die Anzahl zu beobachtenden
Vollbewertungen auswirkt, ist das im Zeitverlauf steigende Preisniveau (vgl. Kapitel 3.1).

Unabhéngig vom allgemeinen zeitlichen Trend zu mehr Vollbewertung ergeben sich klare
Hinweise auf einen Effekt der im Rahmen des GKV-FinStG vorgenommenen Absenkung
der Umsatzschwelle. So wurden allein im Jahr 2023 nach Inkrafttreten der Neuregelung
zehn Vollbewertungen von Orphan Drugs veranlasst. Dies entspricht im Umfang mehr
als der Halfte aller Vollbewertungen aus den vorangegangenen zwolf Jahren seit Ein-
ftihrung des AMNOG und zudem dem Zweieinhalbfachen des bisherigen Hochstwertes
der in einem Jahr initiierten Verfahren in Hohe von vier in den Jahren 2019 bis 2021. Eine
abschlieBende Bewertung des Einflusses der Absenkung der Umsatzschwelle erfordert
indes — insbesondere vor dem Hintergrund der in den Vorjahren beobachteten zeitlichen
Variationen — einen mehrjahrigen Beobachtungszeitraum.

Bei den vor dem Jahr 2023 unter der ehemals hoheren Umsatzschwelle initiierten Orphan-
Vollbewertungen lagen zwischen Erst- und Vollbewertung im Schnitt 42 Monate. Dabei
sticht der Wirkstoff Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma®) mit Jahrestherapiekosten
bei Markteintritt in Héhe von rund 2,3 Mio. Euro als Sonderfall heraus, da es sich bei
der Erstbewertung gleichzeitig auch um die Vollbewertung nach Uberschreiten der Um-
satzschwelle handelte. Beim Blick auf die nach Inkrafttreten des GKV-FinStG initiierten
Vollbewertungen fallt zudem auf, dass mit 57 Monaten im Schnitt mehr Zeit zwischen
Erst- und Vollbewertung vergangen ist als in den Vorjahren. Dies deutet darauf hin, dass
zundchst vor allem altere Produkte mit einer gewissen Marktreife von der Absenkung
der Orphan-Umsetzschwelle betroffen waren. Von den betroffenen Wirkstoffen mit Voll-
bewertung im Jahr 2023 lag bei Migalastat (Galafold®) die Erstbewertung mit mehr als
sieben Jahren am weitesten zuriick.



5. Statements

Prof. Josef Hecken
Unparteiischer Vorsitzender des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA)

.Bei der Nutzenbewertung neuer Arzneimittel sehe ich gesetzgeberische Liicken im Be-
reich der anwendungsbegleitenden Datenerhebung (AbD). Speziell geht es mir um den
Umgang mit methodischen Vorarbeiten und erstellten Studienunterlagen der pharmazeu-
tischen Hersteller bei einer AbD. In den Studienunterlagen werden die vom Gemeinsamen
Bundesausschuss (G-BA) festgelegten Verfahrensanforderungen beispielsweise zu Dauer,
Art und Umfang der Datenerhebung konkretisiert und es wird das spezifische Vorgehen
fiir die Auswertung der erhobenen Daten bestimmt. In der Regel flieRen in die Erstellung
wichtige Ergebnisse ein, die zwischen G-BA, dem Hersteller und Registerbetreibern ab-
geklart wurden. Im Moment dirfen wir diese Unterlagen fir das jeweilige Verfahren zwar
(unter Wahrung der Betriebs- und Geschaftsgeheimnisse) auch auf unserer Website pu-
blizieren — jedoch nicht fiir andere AbD mit vergleichbaren Fragestellungen verwenden.
Denn ein mehrfaches Verwertungsrecht tiber das laufende Verfahren hinaus fehlt aktuell.
Das ist ein ineffizientes und ressourcenbeanspruchendes Vorgehen, das uns dazu zwingt,
uns ,blind zu stellen’, dabei kdnnte der Missstand relativ einfach behoben werden.

Den Vorschlag, dem G-BA ein mehrfaches Nutzungsrecht einzurdumen, haben die drei
unparteiischen Mitglieder dem Gesetzgeber in ihrer Stellungnahme zum Gesundheitsver-
sorgungsstarkungsgesetz (GVSG) ibermittelt. Dieser beinhaltet auch eine Entschadigung
der pharmazeutischen Hersteller, wenn sie dem G-BA die Verwertungsrechte an den ggf.
urheberrechtlich geschiitzten Dokumenten {berlassen. Mit einer solchen weitergehen-
den Verwertungsmdglichkeit der Dokumente liele sich eine AbD ressourcenschonend
standardisieren. Zur Erinnerung: Auf eine AbD greift der G-BA zurtick, wenn neue Wirk-
stoffe bei der Zulassung auf Basis weniger und/oder schwacher Studiendaten auf den
Markt kommen. Solche Produkte haben zwar das Zulassungsverfahren durchlaufen (und
teilweise mit Auflagen beendet), die zugrunde liegenden klinischen Daten beantworten
jedoch Fragen der Nutzenbewertung oft nicht oder nicht ausreichend. Der Mehrwert fiir
die Patientenversorgung bleibt bei einer schwachen Datenbasis unklar. Mit der AbD sol-
len deshalb aus der Versorgungspraxis und unter qualitatsgesicherten Standards weitere
Daten erhoben werden, um den patientenrelevanten Zusatznutzen erneut zu bewerten.
Als Datenplattform dienen oft bestehende indikationsspezifische Register, teilweise mis-
sen sie aber auch erst aufgebaut werden.

Was ebenfalls fir den G-BA-Vorschlag spricht: Bisherige Erfahrungen zeigen, dass eine
unzureichende Evidenzlage bei der Zulassung haufig in bestimmten Indikationsgebieten
vorliegt — und damit in der Regel dasselbe indikationsspezifische Register als potenzielle
Datenquelle fiir eine AbD in Betracht kommt. Die Ausgangssituation fir weitere AbD bei
diesem Register waren sehr viel besser, wenn auf bereits vorhandene Standards wie z. B.
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festgelegte patientenberichtete Endpunkte und spezifische Messinstrumente zuriickge-
griffen werden kann. Mit generalisierten Anforderungen und einer einheitlichen Daten-
erhebung wadre auch eine Vergleichbarkeit der Ergebnisse der AbD in einem Indikations-
gebiet sichergestellt. Zudem konnten so die Daten zu Patientinnen und Patienten unter
der Vergleichstherapie fiir alle in dem jeweiligen Indikationsgebiet geforderten anwen-
dungsbegleitenden Studien genutzt werden. Das wére gerade bei seltenen Krankheiten
mit hdufig kleinen Patientenzahlen relevant.

Und noch ein zweiter, zwar nicht blinder, aber zumindest triiber Fleck in Sachen anwen-
dungsbegleitender Datenerhebung: Was uns ebenfalls helfen wiirde, wére der friihzeitige
Aufbau von Registerstrukturen, die sich gut fiir eine AbD eignen. Gebraucht werden Re-
gister, die die notwendigen Daten aus der Versorgung erheben kénnen, um sie fiir eine
nachgelagerte Nutzenbewertung einzusetzen. Die vorhandenen Register miissen fiir eine
AbD oft umfassend nachgeriistet werden, was den Start einer solchen Datenerhebung
verzégert — und damit auch eine zweite Nutzenbewertung nach hinten verlagert. Des-
halb haben die unparteiischen Mitglieder des G-BA in ihrer GVSG-Stellungnahme auch
vorgeschlagen, Registerbetreiber frihzeitig in die Entwicklung geeigneter Strukturen ein-
zubeziehen. Denkbar wére eine Kooperation zwischen den Zulassungsbehdrden, medizi-
nischen Fachgesellschaften und dem G-BA — und zwar schon ca. finf, sechs Jahre bevor
ein neuer Wirkstoff auf den Markt kommt. Diese Zeit brauchen wir, um ein Register vor
Markteintritt des neuen Wirkstoffs zu etablieren. So kdnnten wir sicherstellen, dass die
Register den hohen Qualitatsstandards entsprechen, die fiir eine AbD notwendig sind,
sowie alle wichtigen Endpunkte und Patientencharakteristika erfasst werden. Aufgabe
des G-BA ware bei einer solchen Kooperation die Beratung von (potenziellen) Betreibern:
beispielsweise zum Registeraufbau, zur Entwicklung von Strukturen fiir eine AbD und zu
patientenrelevanten Endpunkten sowie zur relevanten Patientenpopulation. Eine finanziel-
le Beteiligung am Registerbetrieb oder die direkte Férderung einer AbD wéren allerdings
ausgeschlossen. Gerade mit Blick auf die Veranderungen im Arzneimittelbereich mit im-
mer kleineren Patientengruppen, teuren Gentherapien etc. wére der Aufbau von AbD-
kompatiblen Registern ein sehr sinnvoller Schritt.

Zum Schluss lassen Sie mich auf einen ,blinden Fleck” hinweisen, zu dem es im AMNOG-
Verfahren nun durch das gerade verabschiedete Medizinforschungsgesetz kommen wird.
Ich meine die von Januar 2025 bis zum Sommer 2028 den pharmazeutischen Unternehmen
unter bestimmten Bedingungen zu gewahrende Wahloption der vertraulichen Erstattungs-
betrdge. Das Grundproblem der neuen Regelungen bleibt trotz der letzten Anpassungen
am Gesetz: Im Inland I8st es eine massive Stdrung bei der Kosten-Nutzen-Kontrolle aus.
Fur Europa ist es ein fatales Signal, wenn Deutschland als positives Beispielland fiir eine
Preistransparenz vor der Industrie einknickt.

Von niedergelassenen Arztinnen und Arzten wird nach wie vor eine wirtschaftliche Arznei-
mittelverordnung erwartet. Wie aber soll das funktionieren, wenn die Preise nicht bekannt
sind? Statt Preisangaben sollen Hinweise in der Praxissoftware — z. B. farblich oder als
Erlauterung — die Verordnenden leiten. Wie gut das klappt, ist neben der technischen Um-
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setzung eine Frage, wie oft die Méglichkeit genutzt wird, keinen Preis zu nennen. Und da
prognostiziere ich: Gerade jene pharmazeutischen Hersteller, die nur einen geringen oder
gar keinen Zusatznutzen nachweisen konnen, werden auf vertrauliche Erstattungsbetrage
setzen. Das werden keine Einzelf4lle sein, wie Befiirworter der gesetzlichen Anderungen
argumentieren, immerhin betrifft das mehr als die Halfte aller bewerteten Arzneimittel.
Solche Uberlegungen zur Wirkung der gesetzlichen Anderungen wéren mit einem Blick auf
bisherige AMNOG-Bewertungen leicht anzustellen gewesen, waren aber ganz offenbar
nicht gewollt. Vielmehr setzte die Politik auf eine Industrieférderung.”
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AMNOG-Report 2024

Die Sicherstellung einer stabilen und nachhaltigen Finanzierung auf der einen und einer qualitativ
hochwertigen medizinischen Versorgung auf der anderen Seite stellt eine zentrale Zukunftsheraus-
forderung fiir die Gesetzliche Krankenversicherung (GKV) dar. Zur Bewaltigung akuter Finanzie-
rungsengpasse wurde mit dem GKV-Finanzstabilisierungsgesetz (GKV-FinStG) im Jahr 2022 ein
umfassendes MaRnahmenpaket verabschiedet, das auch grundlegende Anderungen am AMNOG-
Verfahren der frihen Nutzenbewertung und Preisverhandlung bei neuen Arzneimitteln vorsah.

Die jungsten Ausgabenanstiege bei patentgeschitzten Arzneimitteln legen jedach nahe, dass die
Kostendampfungsmalinahmen des GKV-FinStG offenbar nur bedingt gegriffen haben. Tatsachlich
sind aus dem verabschiedeten MaRnahmenpaket bislang nur die Rickwirkung des Erstattungs-
betrages, die Absenkung der Umsatzschwelle zur Vollbewertung von Orphan Drugs sowie die
sogenannten Leitplanken umgesetzt. Der AMNOG-Report 2024 beleuchtet die verschiedenen
Facetten der Ausgabendynamik deshalb genauer. Blinde Flecken gab es bislang zudem vor allem
bei der Anwendung von AMNOG-Arzneimitteln im Krankenhaus. Die Analysen des Reports zeigen
nun, dass die Ausgaben fiir patentgeschiitzte Arzneimittel im Krankenhaus im Jahr 2023 mehr als
1,2 Milliarden betrugen. Trotz der Malinahmen des GKV-FinStG ein neuer Hochstwert. Detaillierte
Analysen auf Basis von Abrechnungsdaten der DAK-Gesundheit legen zudem nahe, dass der jingst
vom Bundesministerium fiir Gesundheit vorgelegte pragmatische Vorschlag zur Umsetzung des
Kombinationsabschlages die 2022 formulierten Einsparziele verfehlen wird.

.Die Ausgabendynamik auf dem Arzneimittelmarkt ist eine Herausforderung fiir die
Finanzstabilitat der GKV. Durch die aktuellen politischen MaRnahmen entwickelte sich die
Kostenausweitung von exorbitant zu katastrophal. Im Sinne einer ausgewogenen, einnah-
menorientierten Ausgabenpolitik braucht es weniger blinde Flecken wie die Arzneimittel-
kosten im Krankenhaus auf der einen sowie wirksame und planbare Mechanismen zur
Ausgabenbegrenzung auf der anderen Seite”, sagt Andreas Storm, Vorstandsvorsitzender
der DAK-Gesundheit.

Fast zwei Jahre nach Verabschiedung des GKV-FinStG ist die Ausgabendiskussion im
AMNOG-Markt neu entfacht. Die komplexen und diskussionsbehafteten Neuregelungen im
AMNOG konnen die gesteckten Einsparziele aktuell nicht erreichen. Andererseits scheint
mit der Umsetzung des Kombinationsabschlages ein pragmatischer und kompromissorien-
tierter Weg gefunden worden zu sein. Es bleiben aber noch viele andere Herausforderun-
gen im AMNOG-Markt”, so Prof. Dr. Wolfgang Greiner, Mitautor des Reportes.
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