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Arzneimittel-
versorgung sichern!

Drei Reformfelder fiir ein AMNOG im globalen Wettbewerb

V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen



Warum das AMNOG
jetzt neu ausgerichtet
werden muss

Das AMNOG war ein zentraler Grund dafiir, dass Patient:innen in
Deutschland friih Zugang zu neuen Arzneimitteln erhalten haben.
Es verband schnelle Verfiigbarkeit mit einer nutzenbasierten
Preisbildung im Zuge einer Verhandlungslosung zwischen Kosten-
tragern und pharmazeutischen Unternehmen. Damit schuf es einen
international anerkannten Ordnungsrahmen, der Versorgung,
Finanzierbarkeit und Innovationsanreize miteinander in Einklang
bringen sollte. Durch globale Herausforderungen sowie system-
fremde Eingriffe durch das GKV-Beitragssatzstabilisierungsgesetz
(BStabG@) ist dieser Ordnungsrahmen auBer Balance geraten:

Die geopolitischen Rahmenbedingungen haben sich grundlegend verandert.
Deutschland konkurriert l[dngst nicht mehr nur innerhalb Europas um eine

gute Arzneimittelversorgung. Weltweit wird um Forschung, Entwicklung, friihe
Markteinfiihrungen und Investitionen gerungen. Zugleich erhalten deutsche
Erstattungspreise durch immer starkere internationale Preisreferenzierung und
den Most-Favored-Nation-Ansatz (MFN) der US-amerikanischen Preispolitik eine
neue globale Wirkung. Ein niedriger Preis in Deutschland wird nun zusatzlich zu
bestehenden Preisreferenzierungssystemen auch als Referenz fiir einen US-Preis
herangezogen und reduziert diesen. Aufgrund der herausragenden Bedeutung
des US-Marktes erhoht sich damit das Risiko, dass Innovationen spater oder gar
nicht mehr in Deutschland eingefiihrt werden kénnen.

Das Kernprinzip des AMNOG wurde durch jiingste Eingriffe im BStabG
erheblich geschwacht. Die nutzenbasierte Preisverhandlung sollte sicherstellen,
dass der therapeutische Wert eines Arzneimittels im Erstattungsbetrag abgebildet
und damit die gesetzlich beabsichtigte Balance zwischen Finanzierbarkeit, Inno-
vationsforderung und hochwertiger Versorgung gesichert wird. AMNOG-fremde
Elemente wie pauschale Abschlage, nicht am Nutzen, sondern ausschlieBlich am
Preis ausgerichtete Rabattvertrdge fiir patentgeschiitzte Arzneimittel und restrikti-
vere Preis-Mengen-Regelungen héhlen dieses Prinzip aus. Damit tritt an die Stelle
der Abbildung und Wiirdigung des Zusatznutzens im Rahmen der Preisverhand-
lung zunehmend eine Preisvorgabe. Dieser Eingriff, selbst in bereits bestehende
Vereinbarungen, konterkariert Planbarkeit und Verldsslichkeit und damit zwei
Voraussetzungen, die fir Markteinfiihrungen von neuen, innovativen Arzneimitteln
sowie positive Entscheidungen flir den Standort Deutschland zentral sind.

Der medizinische Fortschritt stellt das AMNOG vor neue Anforderungen.
Zielgerichtete Therapien, kleine Patientengruppen, neuartige Therapieansatze
bei friihen Therapielinien oder chronifizierten Erkrankungen passen immer
weniger in die bestehenden Bewertungs- und Preisbildungslogiken. Ein System,
das auf die Versorgung der Zukunft ausgerichtet sein soll, muss diese Entwick-
lungen abbilden und den Wert von Innovationen entsprechend erfassen kénnen,
ohne den frithen Zugang zu Innovationen zu gefahrden.



Damit stellt sich die Frage mehr denn je: Hat das AMNOG unter diesen
Bedingungen Zukunft — kann es also auch kiinftig innovationsoffen bleiben
und damit eine verldssliche Arzneimittelversorgung gewahrleisten?

Ja — allerdings nur, wenn es auf seinen Kern zuriickgefiihrt und zugleich an
die neue Lage angepasst wird. Es besteht dringender Handlungsbedarf in
drei Reformfeldern:

1.

Den Risiken der US-Preispolitik fiir die Versorgung
aktiv begegnen

Entwicklungen auf globaler Ebene diirfen nicht ausgeblendet werden, sondern miissen
sich in den nationalen Rahmenbedingungen widerspiegeln. Arzneimittelpreise kénnen
nicht landerspezifisch isoliert betrachtet werden, sondern immer im Kontext internati-
onaler Preisreferenzierung. Notwendig ist daher inshesondere eine Beriicksichtigung
des US-amerikanischen Preisniveaus, zwolf Monate freie Preishildung, eine besser
nutzbare Vertraulichkeitsoption und innovationsgerechte ReferenzmaBstdbe in der
Preisbildung.

Riickkehr zum nutzen- und evidenzbasierten AMNOG

Das Kernprinzip des AMNOG muss zwingend wieder gestarkt werden: Der Erstattungs-
betrag muss sich dabei am nachgewiesenen Zusatznutzen und am therapeutischen
Wert einer Innovation orientieren. Die Fehlsteuerungen des BStabG durch die Einfiih-
rung zusatzlicher pauschaler Abschldge, nicht nutzenorientierter Rabattvertrage und
restriktiverer Preis-Mengen-Regelungen tberlagern dieses Prinzip und schwéchen die
Verldsslichkeit des Systems. Diese Eingriffe miissen gestrichen werden, damit das
AMNOG wieder planbare, nutzen- und evidenzbasierte Rahmenbedingungen fiir friihe
Markteinfihrungen schafft. Dariber hinaus ist ein Inflationsausgleich zu etablieren,
um eine Entwertung der Innovationen zu verhindern.

AMNOG zukunftsfahig weiterentwickeln

Damit das AMNOG auch kiinftig eine innovative Arzneimittelversorgung erméglicht,
muss es dem medizinischen Fortschritt gerecht werden. Dazu gehoren die Aner-
kennung des Zusatznutzens bei besonderen Therapiesituationen, ein verldsslicher
Bewertungsrahmen, innovative Erstattungsmodelle sowie die Beriicksichtigung
eines relevanten Versorgungsbedarfs in der Preisverhandlung. Ebenso muss das
AMNOG besser mit europdischen Bewertungsprozessen verzahnt werden.
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Ziel: Arzneimittelversorgung sichern!
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Reformfeld

Den Risiken der
US-Preispolitik fiir
die Versorgung aktiv
begegnen

Aktuelle Risiken durch die US-Preispolitik gefdhrden die Zukunfts-
fahigkeit der innovativen Patientenversorgung. Mit diesen Risiken
muss sich die Politik aktiv auseinandersetzen, um die Attraktivitat
Deutschlands im Wettbewerb um Innovationen zu erhalten und
damit weiterhin auf einen schnellen und umfassenden Zugang zu
Innovationen vertrauen zu kénnen.



Handlungsempfehlung

AMNOG als

Versorgungs-
Standortfakto

begreifen

Ind

Durchlassigkeit von Innovationen in
die Versorgung sicherstellen

Die abnehmende Attraktivitat Deutschlands ftr
Innovationen fiihrt zu einer Abkopplung vom
medizinischen Fortschritt. Bereits jetzt ist jedes
dritte Arzneimittel, das in den letzten zehn Jahren
in den USA zugelassen wurde, in Deutschland
nicht zugelassen. Konkret fehlen den Arzt:innen
in der Behandlung 175 innovative Arzneimittel,
darunter 51 mit Breakthrough-Therapy-Status, also
mit besonders hohem medizinischem Potenzial.
Zugleich verliert Europa, auch im Vergleich zu
China, als friher Zulassungsstandort an Bedeu-
tung (CRA 2026).

Gerade vor dem Hintergrund neuer nationaler
Gesetzgebung und der US-Preispolitik zeigt sich:
Der Innovationsriickstand hat nicht zuvorderst
regulatorische Ursachen, sondern ist vielmehr
eng mit der Attraktivitat und Verlasslichkeit des
deutschen Marktumfelds verkniipft. Das unter-
streicht die Dringlichkeit, das AMNOG-Verfahren
planbar zu gestalten, die Wertschatzung von
Innovation durch das AMNOG sicherzustellen und
starkere Anreize fiir einen zligigen Marktzugang zu
schaffen, statt gesetzliche Vorgaben einzufiihren,
die allein kurzfristigen Einsparzielen folgen.

Im globalen Wettbewerb um Innovationen muss
das AMNOG als strategischer Standortfaktor
begriffen werden. Kostendampfung darf dabei
nicht zum alleinigen MaBstab werden und nicht
zulasten des Zugangs der Patient:innen zu inno-
vativen Therapien gehen. Das AMNOG muss vor
allem die Durchléssigkeit von Innovationen in die
Versorgung sicherstellen.

Globalen Herausforderungen
aktiv begegnen

Die Preisbildung im AMNOG kann nicht mehr
allein national gedacht werden. Deutsche Er-
stattungspreise wirken tiber die US-Preispolitik
mittels Preisreferenzierung direkt in den weltweit
grolten Markt hinein. Dadurch sinkt das Preis-
niveau dort erheblich und gefahrdet damit die
Refinanzierung von Forschung und Entwicklung.
Nationale Preisvorgaben entfalten damit Riickwir-
kungen auf globale Investitionsentscheidungen
und Markteinfihrungsstrategien und konnen die
zukiinftige Verfligharkeit innovativer Arzneimittel
in Deutschland gefédhrden. Die Eingriffe in die
AMNOG-Preisbildung durch das BStabG ver-
schérfen diese Risiken erheblich. Das Verhand-
lungsprinzip im AMNOG muss folglich wieder
hergestellt werden, um ausreichend Gestal-
tungsspielraum fiir individuelle Vereinbarungen
sicherzustellen.

Den Gefahren der US-Preispolitik ist aktiv entge-
genzutreten, um die Zukunftsfahigkeit der innova-
tiven Versorgung in Deutschland zu sichern.

In den Erstattungshetragsverhandlungen muss
dazu das US-amerikanische Preisniveau beriick-
sichtigt werden kénnen, um damit die erheblichen
internationalen Riickwirkungen abzumildern.

Um die Attraktivitdt der Markteinfiihrung in
Deutschland sicherzustellen, sollte die freie
Preishildung flr die ersten zwolf Monate nach
Markteinfiihrung gelten. Dies wiirde die unterneh-
merische Entscheidung dahingehend begiinstigen,
fir neue Arzneimittel trotz internationaler Refe-
renzwirkungen zeitnah eine europédische Zulas-
sung anzustreben und diese auch in Deutschland
verflighar zu machen.
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Flankierend muss die bereits bestehende Még-
lichkeit zur Nicht-Listung von verhandelten
Erstattungsbetragen (,Vertraulichkeitsoption®)
entfristet, ausgeweitet und besser umsetzhar
gestaltet werden, um negative Effekte auf andere
Lander zu begrenzen und mégliche europdische
L6sungsmaBnahmen nicht zu unterlaufen. Daftir
sind der zusatzliche Abschlag von 9 Prozent sowie
die Begrenzung auf das erstmalige Inverkehrbrin-
gen aufzuheben. Die Regelung muss so ausgestal-
tet werden, dass die Vertraulichkeit tatsachlich
wirksam und praktikabel gewdhrleistet wird.
Dazu gehort auch die Aufhebung des Ausgleichs
der Handelsmargen durch die pharmazeutische
Industrie. Die Industrie muss hier flir Kosten
aufkommen, die sie nicht verursacht hat, was auch
das BVerfG flir unangebracht halt.

Nationale Bedingungen

Zwangsabschlige
a4 Rabattvertrage fiir patent-
= b }

geschiitzte Arzneimittel

2y

Preis-Mengen-Regelungen

Eingriffe in das AMNOG schranken
nutzenbasierte Verhandlungsldsung ein.

N

Ebenso sollten innovationsgerechte Referenz-
mafstibe (,Innovationsanker) in der Preisver-
handlung herangezogen werden. Generikapreise

spiegeln den Wettbewerb nach Ablauf des Patent-

schutzes wider und sind daher nicht geeignet,

den Wert einer neuen Therapie abzubilden. MaB-

geblich sollten der medizinische Fortschritt und
vergleichbare patentgeschiitzte Therapieoptio-
nen sein, damit Patient:innen schnellen Zugang
auch zu inkrementellen Innovationen erhalten
und Anreize fiir Forschung und Entwicklung
gestarkt werden.

Auswirkung auf Preisniveau

€

MaBnahmen fiihren zu niedrigen
Erstattungspreisen in Deutschland

Die Herausforderungen durch MFN erfordern neue
Ansdtze und tragfahige Losungen. Die bislang
genannten oder diskutierten MaRnahmen werden
voraussichtlich nicht ausreichen, um den damit
verbundenen Risiken wirksam und mit der not-
wendigen Entschlossenheit zu begegnen. Gleich-
wohl sind sie ein notwendiger erster Schritt und
sollten konsequent umgesetzt werden.

Referenzproblem USA

Q

Erhdhtes

—

Internationale
Preisreferenzierung

Deutsche Preise sind durch MFN Referenz
fiir US-Preise

vfa-Vorschlag:

Die Preisbildung muss unter Beriicksichti-
gung der globalen Entwicklungen inno-
vationsgerecht weiterentwickelt werden.
Erste MaBnahmen sind:

= Beriicksichtigung des US-amerika-
nischen Preisniveaus,

= eine freie Preishildung fiir 12 Monate,

= Stdrkung der Vertraulichkeitsoption
unter anderem durch die Streichung
des zusdtzlichen Abschlags sowie des
Handelsmargenausgleichs und

* innovationsgerechte ReferenzmaBstdbe
in der Preisverhandlung.

Folge: Launchrisiko in Deutschland

Niedrige Referenzpreise erhohen das wirtschaftliche
Risiko - Innovationen werden erst spater
oder gar nicht in Deutschland eingefiihrt.

J

Launchrisiko in

Deutschland

11



12

Reformfeld

Rickkehr zum nutzen-

und evidenzbasierten
AMNOG

Jingste gesetzgeberische Eingriffe gefahrden die Zukunftsfahigkeit
der innovativen Arzneimittelversorgung. Diese Fehlentwicklungen
missen dringend korrigiert werden. Fiir einen schnellen Zugang
zu Innovationen und einen starken Pharmastandort braucht es ver-
lassliche, innovationsférdernde Rahmenbedingungen.

13
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Handlungsempfehlung

Innovations
Rahmenbed
schaffer

‘Orde

nae

ngur

Die Fehlsteuerungen korrigieren

Das Kernprinzip der Preisfindung fiir innovative
Arzneimittel im AMNOG-Verfahren war stets:
Der Erstattungsbetrag wird auf Grundlage des
Zusatznutzenbeschlusses des G-BA zwischen
pharmazeutischem Unternehmer und GKV-Spit-
zenverband verhandelt und das Arzneimittel zum
verhandelten Betrag erstattet. Diese international
anerkannte nutzenbasierte Preishildung ermog-
lichte es weitgehend, den Wert von Innovationen
angemessen zu beriicksichtigen und zugleich die
Vorlage einer moglichst umfangreichen Evidenz
durch den pharmazeutischen Unternehmer zu
honorieren. Dieses Kernprinzip ist mit dem GKV-
Beitragssatzstabilisierungsgesetz (BStabG) durch
systemfremde Vorgaben weitgehend ausgehebelt
worden:

= Der zusdtzliche Zwangsabschlag von 8,5 Pro-
zent auf bereits verhandelte Erstattungshetrage
verscharft den Preisdruck unabhédngig vom
therapeutischen Wert eines Arzneimittels.

= Verordnungssteuernde Rabattvertrage fiir
patentgeschiitzte Arzneimittel brechen mit
dem evidenzbasierten AMNOG-Prinzip und
fihren zu einer rein preisgetriebenen Ver-
sorgung nach Belieben der Krankenkassen.

= Restriktive Preis-Mengen-Regelungen senken
den nutzenbasiert verhandelten Erstattungs-
betrag erheblich.

In ihrer Gesamtheit stehen diese Instrumente dem
AMNOG-Prinzip der nutzenbasierten Preishildung
diametral entgegen. Die Beriicksichtigung des

nachgewiesenen Zusatznutzens und des therapeu-

tischen Werts einer Innovation im Erstattungs-
betrag wird durch pauschale Abschlage, men-
genbezogene Automatismen und nachgelagerte
Rabattlogiken tiberlagert. Kiinftig entscheiden
mafBgeblich die gesetzlichen Krankenkassen im

Zuge von Ausschreibungen tiber die konkrete
Therapie fiir eine Patientin oder einen Patienten,
nicht mehr die behandelnde Arztin oder der be-
handelnde Arzt. Die Verordnungssteuerung hin zur
moglichst glinstigen statt zur geeigneten Therapie
ist die Konsequenz. Mit diesen MaRnahmen greift
der Gesetzgeber nicht nur bewusst in bestehende
nutzenbasierte Erstattungsbetragsvereinbarungen
ein, sondern vollzieht auch einen Paradigmen-
wechsel weg von einer nutzen- und versorgungs-
orientierten Ausrichtung hin zu einem System,
bei dem zunehmend der niedrigste Preis iiber die
Verordnung entscheidet.

Entwertung von Innovationen
verhindern

Der Wert von Innovationen wird dariiber hinaus
auch durch den vollstéandigen Verzicht auf einen
Inflationsausgleich bei den Erstattungsbetrégen
gemindert. Oft wird tibersehen, wie pharmazeu-
tische Innovation finanziert wird: Die Erlése der
heute verfligbaren Medikamente refinanzieren
nicht nur vergangene Aufwendungen, sondern
sind die alleinige wirtschaftliche Basis fiir die ak-
tuelle und zukiinftige Forschung und Entwicklung.
Klinische Studien, hochqualifiziertes Personal,
Labormaterialien und die Weiterentwicklung be-
reits zugelassener Therapien unterliegen aktuell
massiven inflationsbedingten Kostensteigerungen.
Wenn diese realen Kostensteigerungen auf Erstat-
tungsbetrdge treffen, die Uber Jahre starr eingefro-
ren bleiben, schrumpft der finanzielle Spielraum
fir neue Forschungsprojekte drastisch. Hinzu
kommen exorbitant gestiegene Energie-, Rohstoff-
und Produktionskosten, die die Versorgungssi-
cherheit zusatzlich belasten. Ein AMNOG, das den
Pharmastandort Deutschland starken will, muss
daher einen Mechanismus zum Inflationsausgleich
vorsehen, um die Finanzierung der medizinischen
Durchbriiche von morgen abzusichern.

15
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Versorgung und Standort gefdahrdet

Insgesamt wird mittlerweile der Preisdruck auf
eine Weise erhoht, die vom pharmazeutischen
Unternehmer weder verldsslich antizipiert noch
akzeptiert werden kann. Das stellt die zukinf-
tige EinfUhrung neuer Arzneimittel und deren
dauerhafte Verfligbarkeit infrage. Auch fiir den
Innovations- und Produktionsstandort ist diese
Entwicklung héchst problematisch. Sie schwécht
Deutschland im globalen Wettbewerb um
Forschung und Investitionen. Standortentschei-
dungen sind weder Automatismus noch Selbstver-
standlichkeiten. Verldssliche und innovationsfor-
dernde Standortbedingungen setzen voraus, dass
diese schadlichen Eingriffe zuriickgenommen und
die nutzen- und verhandlungsbasierte Preisfin-
dung wiederhergestellt werden.

vfa-Vorschlag:

= Innovationsfeindliche Vorgaben
wie zusatzlicher Herstellerabschlag,
Rabattvertrage fiir patentgeschiitzte
Medikamente und restriktive
Preis-Mengen-Regelungen sind
abzuschaffen.

= Ein Inflationsausgleich fiir
erstattungsbetragsgeregelte
Arzneimittel ist zu etablieren.

/uriick zu den

AMNOG-Prinzipien

]

1199

e

2

Zusatznutzenbeschluss

v

Verhandlung zwischen pharmazeutischem

Unternehmer und Kostentragern

h 4

Erstattungsbetrag orientiert sich
am Wert der Innovation

A 4

Nutzen- und evidenzbasiertes AMNOG

v

v

Verldsslichkeit

@ Schneller Zugang
= zu Innovationen

I

Starker
Pharmastandort
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Reformfeld

AMNOG
zukunftstahig
weiterentwickeln

Neue europdische Bewertungsprozesse und der medizinische Fort-
schritt stellen das AMNOG vor zuséatzliche Anforderungen. Diese
mussen aufgegriffen werden, damit die Nutzenbewertung verlasslich,
anschlussfahig und innovationsoffen bleibt. Notwendig sind insheson-
dere die Anerkennung besonderer Therapiesituationen, eine bessere
Verzahnung mit dem europdischen HTA-Prozess, mehr Verlasslich-
keit bei der zweckmalRigen Vergleichstherapie, die Beriicksichtigung
eines relevanten Versorgungsbedarfs und Optionen flir innovative
Erstattungsmodelle. Die Weiterentwicklung des AMNOG ist allerdings
nur zielflihrend, sofern es von den bereits erwahnten systemfremden
Eingriffen befreit und eine internationale Wettbewerbsfahigkeit
wiederhergestellt wird.

19
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Handlungsempfehlung

/usatznt

tzen

bei beso

dner

naeren

Therapiesituationen
ennen

Forschung heiBt Wandel

Der medizinische Fortschritt erméglicht in den
letzten Jahren zunehmend zielgerichtete Therapi-
en fiir eng definierte, hdufig kleinere Gruppen von
Patient:innen sowie friihe Therapieansatze. Dieser
Fortschritt wird dadurch zu einer Herausforderung
fur die Arzneimittelbewertung.

Die Zulassungsbehérden stellen sich seit Jahren
dieser Entwicklung. Ob randomisierte kontrol-
lierte Studien (RCT) angemessen sind oder ob
alternative Studienansédtze und Endpunkte zum
Nutzennachweis gewdhlt werden miissen, wird
spezifisch fiir die jeweiligen Zulassungen bewer-
tet. Im Fokus steht dabei eine einzelfallgerechte
Abwdgung zwischen einer zeitnahen Verfligbarkeit
eines wirksamen und sicheren Arzneimittels und
einer moglichst hohen Ergebnissicherheit der Stu-
diendaten. Diese Abwdgung findet unter anderem
unter Beriicksichtigung der Art, des Schweregra-
des und der Seltenheit der Erkrankung sowie des
ungedeckten medizinischen Bedarfs statt. Wenn
es friihzeitig Hinweise dafiir gibt, dass Patientin-
nen und Patienten in besonderem Male von der
neuen Therapie profitieren oder die Erhebung
langfristiger Therapieeffekte einen unverhéltnis-
maRig langen Zeitraum erfordern wiirde, besteht
ein Bedarf an einem zeitnahen Therapiezugang.
Dieser sollte auf der jeweils angemessenen Evi-
denz basieren, auch auf nicht-randomisierten
Studien oder den fiir die Therapiesituation rele-
vanten Endpunkten sowie Risikofaktoren.

Webfehler im AMNOG-Verfahren

Eine Anpassung im Umgang mit nicht-randomi-
sierten Studien sowie den fiir die Therapiesituati-
on angemessenen Endpunkten ist im AMNOG-Ver-
fahren noch nicht erfolgt. Der rechtliche Rahmen
der Nutzenbewertung erkennt in der Arzneimittel-
Nutzenbewertungsverordnung (AM-NutzenV)
allerdings an, dass es Therapiesituationen gibt,

21

in denen es ,unmoglich oder unangemessen ist,
Studien hochster Evidenzstufe durchzufiihren
oder zu fordern® In diesem Fall sind ,Nachweise
der bestverfiigharen Evidenzstufe einzureichen®.
Ebenso soll laut AM-NutzenV die Bewertung ,auf
der Grundlage der verfiigharen Evidenz” erfolgen,
wenn ,valide Daten zu patientenrelevanten End-
punkten noch nicht vorliegen®.

Diese Regelungen laufen jedoch in der Bewer-
tungspraxis ins Leere, da die Angemessenheit
von klinischen Studien héchster Evidenzstufe
(also RCT) sowie Daten zu patientenrelevanten
Endpunkten nicht geprift werden. Die eingereich-
te Evidenz niedrigerer Stufen bzw. die verfiig-
baren Studienergebnisse werden regelhaft als
ungeeignet eingestuft. Die Besonderheiten von
Therapiesituationen werden damit insgesamt
nicht addquat bertcksichtigt. Dies ist ein Webfeh-
ler im AMNOG seit seinem Inkrafttreten im Jahr
2011. Die Folgen werden zunehmend deutlich: Der
therapeutische Zusatznutzen wird in besonderen
Therapiesituationen nicht entsprechend gewdr-
digt. Dies wirkt sich negativ auf die Verfligharkeit
und den Einsatz neuer Therapien in der Versor-
gung aus.

Vorliegen einer besonderen Therapie-
situation ist festzustellen

Auf Antrag des pharmazeutischen Unternehmens
muss vom G-BA festgestellt werden, ob eine
besondere Therapiesituation vorliegt. Dies ist
insbesondere bei speziellen Zulassungen wie
~Conditional Approval® oder ,,Exceptional Circum-
stances” der Fall.

Eine besondere Therapiesituation liegt zusatzlich
vor, wenn dies anhand von Kriterien wie z.B. dem
Schweregrad oder der Haufigkeit der Erkrankung
sowie die Verfiigharkeit von addquaten Therapie-
alternativen (ungedeckter medizinischer Bedarf)
festgestellt wird. Zu beriicksichtigen sind ebenso



die Praktikabilitdt und Angemessenheit bei der Bewertungsgrundlage heranzuziehen. Bei der H dan d lU n gSE m pfe h lU n g

Studiendurchfiihrung sowie der Erhebung rele- Bewertung des Zusatznutzens ist die mit der best-
vanter Endpunkte. Dies gilt insbesondere fiir die verfligharen Evidenz in der jeweiligen besonderen
Erhebung langfristiger Therapieeffekte bei frithen Therapiesituation erreichte Ergebnissicherheit zu oo ®
Therapielinien, chronifizierten oder infektigsen berticksichtigen.

Erkrankungen. Dabei sollen die Erwagungen der E v rO 3 a ] S C h e S H TA

Zulassungsbehdrden sowie die Therapieziele in

den einschldgigen medizinischen Leitlinien und vfa-Vorschlag:
der Versorgungspraxis gew(rdigt werden. ~ -

= Der G-BA stellt fest, ob eine besondere J u Z e n e W e u n g
Bestverfiigbare Evidenz ist Therapiesituation vorliegt.
heranzuziehen = Die bestverfiighare Evidenz sowie

die zentralen Endpunkte aus

Liegt eine besondere Therapiesituation vor, sind Zulassungsstudien sind fiir den 3 e S S e r V e rZ a n e r
die bestverfiighare Evidenz sowie die zentralen Nachweis des Zusatznutzens heran-
Endpunkte der Zulassungsstudien fiir die Be- zuziehen.

wertung des Zusatznutzens maBgeblich und als

Antrag
pharmazeutisches Unternehmen

Liegt eine v
b eSO n d e re Feststellung durch den G-BA
Therapie- -

S i t u a ti O n V O r? Die bestverfiighare Evidenz sowie die

zentralen Endpunkte aus Zulassungsstudien
sind heranzuziehen
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Standortattraktivitdt durch europdische
Zusammenarbeit stdrken

Die gemeinsame klinische Bewertung neuer Arz-
neimittel auf europdischer Ebene bietet die Chan-
ce, Europas Position im Innovationswettbewerb
zu starken und zugleich die Nutzenbewertung

in Deutschland effizienter zu gestalten. Richtig
umgesetzt kann EU-HTA Doppelarbeit vermeiden,
nationale Prozesse vereinfachen, Biirokratie redu-
zieren und den Marktzugang verbessern. Zugleich
bietet es die historische Chance, die hislang
fragmentierte klinische Bewertung in Europa zu
harmonisieren, ohne die nationale Zustandigkeit
fir Erstattungsentscheidungen einzuschranken.
Damit dieses Potenzial tatsachlich der Patienten-
versorgung und der Wettbewerbsféhigkeit Europas
zugutekommt, muss das AMNOG konsequent mit
dem europdischen Prozess verzahnt werden.

Europdische Bewertungen
effizient nutzen

Nur wenn die europdischen Bewertungsergebnisse
im AMNOG konsequent genutzt werden, kann EU-
HTA tatsachlich Biirokratie abbauen. Die bislang
offenen Vorgaben lassen jedoch zu groBe Spiel-
raume fiir parallele nationale Bewertungen der
europdischen Datengrundlage. Dadurch droht die
europdische Zusammenarbeit zu einer weiteren
Verfahrensebene zu werden, anstatt nationale
Prozesse zu vereinfachen. Deshalb braucht es

ein Beriicksichtigungsgebot fiir die europdischen
Ergebnisse im AMNOG, um eine verbindlichere
Grundlage zu bilden. Abweichende nationale Be-
wertungen sollten nur auf neuen, vom Unterneh-
men vorgelegten zusdtzlichen Analysen beruhen.
Zugleich miissen die europdischen und nationalen
Anforderungen an Auswertungen und Analysen
starker harmonisiert werden. Die deutschen Vor-
gaben kdnnen umfangreiche zusatzliche nationale

Analysen erforderlich machen. Sie sollten daher,
soweit moglich, an den europdischen Rahmen

angeglichen werden und auf begriindete Ausnah-
mefalle begrenzt bleiben. Umgekehrt sollten eu-

ropdische Analysen in geeigneten Bereichen, z.B.

bei Endpunkten, auch in der deutschen Nutzen-
bewertung berticksichtigt werden kénnen, wenn
diese Uber die bisherigen nationalen Vorgaben

hinausgehen.

Europdisch anerkannte Endpunkte
beriicksichtigen

Damit EU-HTA sein Potenzial entfalten kann, mis-

sen die nationalen BewertungsmaRstédbe stéarker
an den europdischen Rahmen angeglichen wer-
den. Deutsche Sonderwege bei der Anerkennung
von Endpunkten verstarken die Fragmentierung
und erschweren es, klinische Studien zugleich
auf Zulassung und Nutzenbewertung auszurich-
ten. Das erhoht den Entwicklungsaufwand und
schwdcht Europa als Forschungs- und Innovati-
onsstandort.

Endpunkte sind eine zentrale Schnittstelle zwi-
schen Zulassung und Nutzenbewertung. Weichen
die Anforderungen hier dauerhaft voneinander
ab, entstehen zusatzliche Evidenzanforderungen,
ohne dass daraus zwangslaufig ein héherer Er-
kenntnisgewinn resultiert. Deshalb braucht es im

AMNOG mehr Flexibilitat, um gesundheitsbezoge-
ne Endpunkte des EU-HTA und zentrale Endpunkte
der europaischen Zulassungsstudien grundsatzlich

zu beriicksichtigen.

Europdisches HTA und AMNOG zeitlich
verzahnen

Europdisches HTA und AMNOG zeitlich verzahnen
Nur wenn das nationale Verfahren zeitlich besser
an die Veroffentlichung der europdischen Bewer-
tung ausgerichtet wird, kann EU-HTA effizient
Grundlage der Nutzenbewertung sein. Dies ist
noch nicht gewahrleistet, da AMNOG-Verfahren
auch ohne europdische Ergebnisse starten und
so erst nachtraglich im Stellungnahme-Verfahren
berticksichtigt werden kénnen. Dadurch entstehen
parallele nationale Bewertungen, die wesentli-
che Teile der europdischen Arbeit wiederholen.
EU-HTA schafft so Doppelarbeit in den HTA-Insti-
tutionen.

Deshalb sollten nationale Prozessvorgaben
flexibilisiert werden, um sicherzustellen, dass der
europdische Bericht stets Grundlage der Nutzen-
bewertung ist, solange er innerhalb der ersten
vier Wochen nach Beginn des AMNOG-Verfahrens
verdffentlicht wird. Alternativ konnte der G-BA die
Moglichkeit erhalten, das Verfahren bis zur Verof-
fentlichung des europdischen Berichts voriberge-
hend auszusetzen. Beide Losungen erméglichen
schnelle Markteintritte und direkte Nutzung der
europdischen Bewertung.

vfa-Vorschlag:

= Europdisch anerkannte Endpunkte
sind zu beriicksichtigen.

= Europdisches HTA und AMNOG
miissen zeitlich verzahnt werden.

= Fragmentierung muss abgebaut und
europdische Bewertungen effizient
genutzt werden.
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Verzahnung von
europdischen und nationalen
Prozessen

Ergebnis:
Schnelle
Verfligbarkeit der

Medikamente
in der Patienten-
versorgung

Europdische
Arzneimittel-
zulassung

o]

Europdische Nationale
Nutzenbewertung Nutzenbewertung
(EU-HTA) (AMNOG)

Reibungslose Integration der EU-Ergebnisse in den nationalen Prozess,

ohne Doppelarbeit und Hemmnisse

Handlungsempfehlung

Verlasslichkeit der
zweckmaldigen
Vergleichstherapie
verbessern
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Die zweckmaRige Vergleichstherapie (zVT) ist im
AMNOG-Verfahren von zentraler Bedeutung, da
der Zusatznutzen neuer Arzneimittel gegeniiber
dieser Therapie nachgewiesen werden muss. Die
zVT muss auch weiterhin den aktuellen Stand

der medizinischen Erkenntnisse abbilden - ohne
dabei hochwertige Evidenz zu entwerten. Trotz
der bestehenden Beratungsmaoglichkeit beim G-BA
ist die zZVT-Vorgabe ein Unsicherheitsfaktor fiir
die betroffenen Unternehmen. Denn sie kann vom
G-BA zu jedem Zeitpunkt verdndert werden - auch
nachtraglich, wenn die entsprechenden Studien
bereits auf den Weg gebracht oder durchgefiihrt
wurden. Besonders problematisch sind solche
Anderungen, wenn dadurch klinische Studien der
pharmazeutischen Unternehmen flir die Nut-
zenbewertung entwertet werden oder ganzlich
unberiicksichtigt bleiben - vor allem dann, wenn
sie in Ubereinstimmung mit einer G-BA-Beratung
durchgefiihrt wurden. Trotz wissenschaftlich
hochwertiger Evidenz wird in solchen Fallen ein
Zusatznutzen aus formalen Griinden als nicht
belegt erachtet. Mithin wird in der Folge der Stel-
lenwert der Innovation in der Versorgung auch fir
die Verordner:innen nicht erkennbar.

Hier muss dringend Verldsslichkeit geschaffen
werden: Wurde eine zVT iibereinstimmend zur
G-BA-Beratung in einer klinischen Studie ein-
gesetzt, kann der Zusatznutzen auch gegeniiber
dieser Therapie nachgewiesen werden. Zur
Verbesserung der Verfahrenstransparenz und
Verlasslichkeit ist es zudem erforderlich, dass der
G-BA pharmazeutische Unternehmen nach einer
Beratung, wie jahrelang tblich, frithestmoglich
und proaktiv iber Anderungen in der zVT infor-
miert.

vfa-Vorschlag:
= Nachweis eines Zusatznutzens

gegeniiber einer beratenen zVT
ist zu ermdglichen.

Handlungsempfehlung

Verso
beriic

gur

gshbedart

<S1C

ntigen
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Unverzichtbar im Therapiealltag

Die Arzneimittelforschung bringt zahlreiche neue
Therapieansatze hervor. Einige Arzneimittel hel-
fen Betroffenen durch neue Wirkprinzipien dort,
wo bisherige Behandlungsalternativen unzurei-
chend sind. Andere er6ffnen sogar erstmalig eine
zugelassene, zielgerichtete Therapiemdoglichkeit
fur Patientinnen und Patienten. Dariiber hinaus
kénnen Arzneimittelinnovationen, ob ambulant
oder stationdr eingesetzt, substanziell zur Entlas-
tung im Gesundheitswesen beitragen, wenn sie
beispielsweise Erwerbsfahigkeit erhalten sowie
Nachsorge- und Pflegeaufwendungen erheblich
reduzieren und damit auch Kosten sparen. Aus
diesen vielfaltigen Griinden etablieren sie sich in-
nerhalb kiirzester Zeit zum Therapiestandard und
werden unverzichtbar in der Patientenversorgung.

Versorgungsperspektive nicht
abgebildet

Im AMNOG-Verfahren werden jedoch die thera-
peutische Bedeutung und die systemrelevanten
Vorteile haufig nicht angemessen gewdirdigt, da
der Zusatznutzen aus formalen Griinden nicht an-
erkannt wird. Das ist in 38 Prozent aller Verfahren
bisher der Fall gewesen. Fiir die anschlieBende
Preisverhandlung kénnen die Folgen gravierend
sein. Wurde ein Zusatznutzen nicht anerkannt,

soll ein Erstattungsbetrag vereinbart werden, der
nicht zu hoheren Jahrestherapiekosten fthrt als die
zVT. Eine Beriicksichtigung des tatsachlichen Stel-
lenwerts neuer Arzneimittel ist in einem solchen
starren Verhandlungsrahmen nicht méglich. Die
zuvor beschriebene US-Preisreferenzierungslogik
des MFN-Ansatzes verstarkt diese Problematik zu-
sdtzlich, weil starre Preisgrenzen die Attraktivitat
friher Markteinfiihrungen weiter mindern kénnen.
Die fehlende Einbeziehung der Versorgungspers-
pektive wirkt sich somit negativ auf die Verfiigbar-

keit neuer Therapien aus und gefahrdet auch die
zukiinftige Deckung des Versorgungsbedarfs.
Versorgungsbedarf im AMNOG identifizieren

Die therapeutische Bedeutung von Arzneimitteln
mit neuen Wirkstoffen muss in der Nutzenbe-
wertung besser abgebildet werden. Wenn ein
Zusatznutzen eines neuen Arzneimittels nicht
belegt werden kann, bedarf es einer starkeren
Beriicksichtigung der Versorgungsrelevanz. Der
G-BA muss in seinen Beschllssen positiv feststel-
len, wenn bei einem nicht belegten Zusatznutzen
ein medizinischer Versorgungsbedarf vorliegt, zu
dessen Abdeckung das Arzneimittel einen Beitrag
leistet. Bei der Feststellung soll die Expertise aus
der Behandlungspraxis und die Patientenperspek-
tive malBgeblich beriicksichtigt werden. Dies kdnn-
te durch die medizinischen Fachgesellschaften
oder Sachverstandige mit Erfahrungen aus dem
Behandlungsalltag sowie Patientenvertreter:innen
im Rahmen des Stellungnahmeverfahrens
eingebracht werden. Auf diese Weise wird eine
mogliche Diskrepanz zwischen dem Ergebnis der
Nutzenbewertung und den klinischen Erfahrungen
bzw. der Verordnungspraxis vermieden.

Flexibilitat in der Verhandlung
ermoglichen

Ist in den Beschlissen der friihen Nutzenbe-
wertung festgestellt worden, dass ein Versor-
gungsbedarf besteht und ein Arzneimittel einen
Beitrag zu seiner Abdeckung leistet, so ist die
notwendige Flexibilitat fiir die Vereinbarung
eines Erstattungsbetrags nach § 130b SGB V zu
ermdglichen. Beiden Verhandlungspartnern, dem
GKV-Spitzenverband fiir die Kostentragerseite und
dem pharmazeutischen Unternehmer, wiirde somit
Freiraum gegeben, fiir die Versorgung bedeutsame
Arzneimittelinnovationen gemeinsam in ihrer
Preisverhandlung zu wiirdigen. In diesen Féllen
ware vorgesehen, dass ein Erstattungsbetrag

vereinbart werden darf, der oberhalb der fiir die
jeweilige Konstellation geltenden Preisgrenzen
liegt. Dadurch kann gewdhrleistet werden, dass
der Zugang von Patient:innen zu unverzicht-
baren Arzneimitteln offenbleibt. Zugleich wird
der Grundsatz, dass sich der Erstattungsbetrag
mafRgeblich am Ergebnis der Nutzenbewertung
orientiert, nicht konterkariert.

vfa-Vorschlag:

= Priifung, ob ein Versorgungsbedarf
besteht und ein Arzneimittel einen
Beitrag zu seiner Abdeckung leistet.

= Flexiblen Rahmen fiir Erstattungs-
betragsvereinbarungen schaffen.

Zusatznutzen belegt?

v

Feststellung des G-BA zur Abdeckung des
Versorgungshedarfs?

v

Flexibler Verhandlungsrahmen

31



32

Handlungsempfehlung

Innovative

rstattungsmodelle
ermoglichen

Fehlende Umsetzung

Innovative Erstattungsmodelle sind im Rahmen
der zentralen AMNOG-Preisverhandlungen mit
dem GKV-Spitzenverband bislang nur schwer
umsetzbar. Vereinzelt geschlossene Vergiitungs-
modelle auf kollektivvertraglicher Ebene bilden
nur einen Bruchteil der Méglichkeiten ab, einen

dem Einzelfall angemessenen Vertrag zu vereinba-

ren. Oftmals fehlt es an Voraussetzungen, etwa an
geeigneten Datengrundlagen und einer addquaten

Abbildung solcher Erstattungsmodelle im morbidi-

tatsorientierten Risikostrukturausgleich (,,Morbi-
RSA“). Solche Modelle sind bisher am ehesten in
Einzelvertrdgen flir das erste Jahr nach Marktein-
fiihrung zwischen einzelnen Krankenkassen und

pharmazeutischem Hersteller vereinbart worden.
Sobald der dann zentral vereinbarte Erstattungs-

betrag vorliegt, bestehen allerdings kaum Anreize,

an den dezentral geschlossenen Vereinbarungen
festzuhalten oder gar neue zu schlieBen.

Bestehende Herausforderungen
Das System der Preishildung und Erstattung im

AMNOG ist nur eingeschrédnkt auf Therapien mit
begriindbar limitierter Evidenz oder Einmalthera-

pien mit langanhaltender Wirksamkeit zugeschnit-
ten. Eine ihrem medizinischen Nutzen angemesse-

ne Preishildung ist nicht sichergestellt. So lassen
Gen- und Zelltherapien bei oftmals nur einmaliger
Anwendung eine langanhaltende Wirksamkeit
erwarten, doch klinische Daten tber die langfris-
tige Wirksamkeitsdauer sind bei Markteinfiihrung
haufig noch limitiert.

Grundsétzlich kann der Therapieerfolg sowohl bei
Dauertherapien als auch bei Einmaltherapien von
Fall zu Fall unterschiedlich sein. Eine Dauerthe-
rapie lieBe sich im Bedarfsfall anpassen oder

absetzen und verursacht dann zumindest durch
das jeweilige Arzneimittel keine weiteren Kosten.
Bei Einmaltherapien ist das nicht méglich. Daher
werden erfolgsabhdngige Erstattungsmodelle
derzeit vor allem bei Einmaltherapien diskutiert.
Allerdings erfordert die Umsetzung bestimmte
Voraussetzungen wie messbare Erfolgsparameter
und einen angemessenen Verwaltungsaufwand.
Weiterentwicklung des gesetzlichen Rahmens
Der gesetzliche Rahmen sollte den breiten
Optionenraum flir verschiedene Vertragsmodel-
le ausdriicklich absichern. § 130b SGB V sollte
dahingehend ergdnzt werden, dass die Erstattung
alternativ auch in Abhangigkeit von messbaren
Therapieerfolgen vereinbart werden kann. Dabei
sollten neben Riickerstattungsmodellen auch
ratenbasierte und mehrjahrige adaptive Zahlungs-
modelle zwischen pharmazeutischem Hersteller
und dem GKV-Spitzenverband vereinbart werden
konnen.

Erfolgsmessung flexibel und
administrierbar ausgestalten

Die Vereinbarung geeigneter Erfolgsparameter
spielt bei erfolgsabhdngigen Erstattungsmodellen
eine zentrale Rolle. Die Vertragspartner sollten
die Datengrundlage, die Erfolgskriterien und die
Messebene sowie Datenauswertungen, Datenwei-
tergaben, Zustandigkeiten und Bereitstellungs-
fristen einzelfallbezogen vereinbaren kdnnen. Die
Erfolgsmessung kann beispielsweise retrospektiv
anhand bereits vorhandener Daten oder auch
prospektiv durch eine gezielte Datenerhebung
erfolgen und mehrere Messzeitpunkte umfassen.

Als Erfolgskriterien kommen insbesondere klini-
sche Endpunkte, geeignete Surrogatendpunkte,
patientenberichtete Parameter sowie versor-
gungsbezogene Parameter in Betracht.
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Dazu kdnnen beispielsweise vermiedene Kran-
kenhauseinweisungen, ein reduzierter Bedarf an
Folgetherapien oder andere aus Routinedaten
ableitbare Kriterien gehéren. Entscheidend ist,
dass die Parameter valide und zugleich adminis-
trierbar sind. Eine gesetzliche Definition von Er-
folgskriterien ist nicht zielftihrend, da diese immer
im Einzelfall auf ihre Eignung zu priifen sind.

Auch die Messebene sollte flexibel bestimmt
werden konnen. Je nach Therapiesituation kann
die Erfolgsmessung patientenindividuell, fir
eine definierte Teilpopulation oder auf Ebene der
gesamten behandelten Population erfolgen.

Notwendige Rahmenbedingungen

Die derzeitige Ausgestaltung des Risikopools im
Risikostrukturausgleich fihrt zu einer Ungleich-
behandlung verschiedener Zahlungsmodelle.
Riickzahlungsmodelle kénnen fiir Krankenkassen
finanziell attraktiver sein, wahrend Annuitéaten-
modelle benachteiligt werden. Der Schwellenwert
des sogenannten Risikopools, ab dem dariber-
liegende Leistungsausgaben durch teilweisen
Ist-Kostenausgleich refinanziert werden, wird bei
Riickzahlungsmodellen einmalig, bei Annuitéten-
modellen hingegen mehrmals angewendet.

Das Bundesamt fiir Soziale Sicherung (BAS)
hat hierzu bereits 2022 ein konkretes P4P-
Ausgleichsverfahren vorgeschlagen. Danach soll
fir Versicherte, die ein Arzneimittel im Rahmen
eines Pay-for-Performance-Vertrags erhalten,
eine Fall-ID vergeben werden. Damit konnen die
mit dem jeweiligen Fall verbundenen Ausgaben
tiber mehrere Jahre hinweg und auch bei einem
Wechsel der Krankenkasse zugeordnet werden.

Auf dieser Grundlage kénnen sowohl zusatzliche
Ausgleichsbetrage als auch erforderliche Riick-
zahlungen an den Gesundheitsfonds berechnet
und Riickzahlungs- und Annuitdtenmodelle somit
gleichbehandelt werden. Dieser Vorschlag sollte
ohne weiteres Zogern umgesetzt werden. Hierfiir
sind insbesondere Anpassungen des § 268 SGB V
und der Risikostrukturausgleichs-Verordnung
erforderlich.

vfa-Vorschlag:

= Innovative Erstattungsmodelle
kdnnen gemeinsam verhandelt
werden.

= Hierfiir muss der gesetzliche
Rahmen ausreichend Flexibilitdt in
der Ausgestaltung sicherstellen.

Aspekte erfolgsabhangiger
Vertragsmodelle

Zahlungsmodalitat

= Annuitdtenmodell

= Anpassungsmodell

= Riickzahlungsmodell

Datengrundlage

= GKV-Abrechnungsdaten
= Registerdaten

= Einzelfall-
Dokumentationen

Erhebungsart

= retrospektiv (Auswertung
vorhandener Daten)

= prospektiv (gezielte
Erhebung wahrend/nach
der Therapie)

)

Erfolgsabhingige
Vertragsmodelle

Messebene
= Patientenebene
= Teilpopulation

= Gesamtpopulation

® Erfolgskriterien

= klinische Endpunkte
= Surrogatendpunkte
= Patientenbefragung

bezogene Parameter

= weitere versorgungs-

Zustandigkeiten

= Festlegungen von Auswertungen
= ggf. Datenweitergaben

= operative Zustandigkeiten

= Fristen
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