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Positionspapier

ATMP-Reqgister: Evidenz gene-
rieren und anerkennen

Arzneimittel fur neuartige Therapien (Advanced Therapy Medicinal Products,
ATMP) wie Gen- und Zelltherapien eréffnen Menschen mit schweren, oft sel-
tenen Erkrankungen neue Behandlungsoptionen, teilweise mit Aussicht auf
langfristige Krankheitskontrolle oder Heilung. Gleichzeitig ist die Evidenzge-
nerierung anspruchsvoll, wenn die Zulassungsevidenz den Anforderungen der
Nutzenbewertung nicht gentgt und bislang zur Auflage einer anwendungsbe-
gleitenden Datenerhebung fuhrte. Es besteht die Chance, die Dateninfra-
struktur so zu gestalten, dass sie Versorgung und Forschung voranbringt. Ein
ATMP-Register muss lernende Infrastruktur fur Evidenzgenerierung sein: pra-
xistauglich, qualitatsgesichert und interoperabel — ohne zusatzliche Burokra-

tie zu schaffen.

Warum ein ATMP-Register sinnvoll
ausgestaltet werden muss

ATMP stellen haufig besondere Anforderungen an
die Evidenzgenerierung: Patientengruppen sind
klein, randomisierte Studien oftmals nicht durch-
fuhrbar und Langzeitbeobachtungen besonders
wichtig. Wo klassische Studiendesigns an Grenzen
stofRen, braucht es einen Ansatz, der Lernen aus
der Versorgung systematisch ermdglicht, ohne die
Versorgung auszubremsen. Ein ATMP-Register
kann evidenzbasierte Entscheidungen verbessern,
Versorgung transparenter machen und zugleich
Planbarkeit schaffen: fur Patient:innen, fur Be-
handler:innen, fur Wissenschaft und fur weitere
Akteure im Gesundheitssystem.

Zentral ist dabei das Verstandnis des Registers als
Infrastruktur: es geht um verlassliche Evidenzge-
nerierung im Versorgungsalltag, insbesondere zu
Langzeitwirkung und Sicherheit. Das Register
muss so gestaltet sein, dass die Datenerhebung in
Zentren und Kliniken umsetzbar ist. Es sollte si-
chergestellt werden, dass auf Basis der jeweiligen
Fragestellung, wie z. B. im Rahmen der

Nutzenbewertung, zielgerichtet Daten generiert
werden kénnen. Datenerhebung darf nicht zum
Selbstzweck werden. Hierfur braucht es eine Me-
thodenoffenheit, die realistisch die Machbarkeit
und Aussagesicherheit bericksichtigt.

Doppelstrukturen vermeiden

Damit das ATMP-Register ein Erfolg wird, braucht
es eine anschlussfahige Lésung, die vorhandene
Strukturen konsequent integriert und mit dem
entstehenden Europaischen Gesundheitsdaten-
raum (EHDS) harmonisiert ist. Parallelwelten kos-
ten Zeit und Geld, fuhren zu Datenbriichen und
schwéchen die Akzeptanz in Versorgung und For-
schung. Der Aufbau muss daher einheitliche Stan-
dards, klare Schnittstellen und einen Betrieb, der
nachhaltige Qualitat sichert, bertcksichtigen.

Dieser Anspruch ist nicht technokratisch, sondern
unmittelbar versorgungsrelevant. Nur wenn die
Infrastruktur gebindelt wird, lasst sich das Poten-
zial moderner Datenarchitekturen ausschopfen
und nur dann entsteht ein Mehrwert, der die zu-
satzliche Dokumentation rechtfertigt.
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Dabei muss nicht bei null begonnen werden: das
Medizinforschungsgesetz sieht vor, dass das Bun-
desministerium fur Gesundheit (BMG) bis zum 31.
Dezember 2027 ein Konzept zur Schaffung eines
Registers fur ATMP im Geschéaftsbereich des BMG
vorlegt. Daran sollte direkt angeknupft werden,
indem die in INTEGRATE-ATMP entwickelten Re-
gisterbausteine und die bereits aufgebaute Betrei-
ber- und Governance-Struktur (Registerverein) in
eine dauerhafte, perspektivisch an den EHDS an-
schlussfahige Registerlosung tberfihrt werden.

Klare Rollen, Qualitat und wissen-
schaftliche Auswertung

Im ATMP-Register missen Versorgung, Wissen-
schaft und Forschungskompetenz zusammenwir-
ken. Dazu gehort ein klarer Qualitatsrahmen
(Plausibilitats- und Vollstandigkeit, interoperable
Standards) ebenso wie ein wissenschaftlich be-
lastbares Auswertungskonzept. Dabei ist sicherzu-
stellen, dass neben 6ffentlichen Institutionen und
der akademischen Forschung auch pharmazeuti-
sche Unternehmen mit eigenen wissenschaftlichen
Fragestellungen angemessen eingebunden sind
und diskriminierungsfreie, transparente Zugangs-
regeln bestehen. Die Forschungskompetenz der
Unternehmen ist ein zentraler Erfolgsfaktor: Stu-
dienunterlagen wie Studienprotokoll und statisti-
scher Analyseplan sollten vorab festgelegt wer-
den, damit klar ist, welche Fragestellungen beant-
wortet werden sollen und wie Auswertungen erfol-
gen. Die pharmazeutische Industrie sollte daher
auch beim Aufbau und der Weiterentwicklung des
Registers aktiv eingebunden werden. Es braucht
eine strukturierte Einbindung der wissenschaftli-
chen Expertise in einem Beirat, der den Diskurs
um Machbarkeit, Datensatz, akzeptierte End-
punkte und Auswertungslogik begleitet und damit
Transparenz und Anschlussfahigkeit starkt.

Fur die Governance bietet sich eine zentrale Re-
gisterstelle an, die Aufbau, Betrieb und Qualitats-
sicherung verantwortet und die Umsetzung in der
Versorgung unterstitzt. Der jungst geschaffene
Verein Nationales Gen- und Zelltherapieregister
Deutschland e.V. kann hierbei eine sinnvolle Rolle
Ubernehmen, etwa als Betreiberorganisation. Ent-
scheidend ist, dass Zustandigkeiten eindeutig sind
und Prozesse verlasslich funktionieren.

V fa Die forschenden
=« Pharma-Unternehmen

Mehrwert fur die Nutzenbewertung

Das ATMP-Register kann die Grundlage fir einen
neuen Umgang mit Registerdaten im AMNOG sein.
Die anwendungsbegleitende Datenerhebung
(AbD) sollte urspriinglich helfen, erganzende Evi-
denz zum Nutzen und Schaden eines Medikamen-
tes zu generieren, wenn zum Zeitpunkt der frihen
Nutzenbewertung noch nicht ausreichend Infor-
mationen vorliegen. In der Praxis zeigen sich je-
doch erhebliche Limitationen. Nicht, weil Versor-
gungsdaten grundsétzlich ungeeignet seien, son-
dern weil Hurden in der Umsetzung bestehen. Ty-
pische Bruchstellen sind bekannt: methodische
Anforderungen, die nicht zur Versorgungsrealitat
passen, Vergleichstherapien, die in der Praxis
nicht (mehr) genutzt werden, sowie erhebliche
Zusatzdokumentation in Zentren und Kliniken. Die
zusétzliche Datenerhebung im Rahmen der AbD
wird somit zur burokratischen Belastung, oft ohne
Mehrwert fur die Versorgung und Nutzenbewer-
tung.

Genau hier liegt eine Starke des ATMP-Registers:
Es setzt nicht auf Einzellésungen, sondern auf
eine lernende Infrastruktur, die planbar und ziel-
gerichtet Evidenz generieren kann. Beauflagungen
zur Erhebung versorgungsnaher Daten durch den
Gemeinsamen Bundesausschuss kénnten somit
auf ATMP fokussiert werden, da gerade hier rand-
omisierte Studien oftmals nicht durchfuhrbar und
Langzeitbeobachtungen besonders wichtig sind. In
solchen Fallen, wenn keine randomisierte Studie
lauft und — analog zum Instrument der AbD — ein
Zusatznutzen formal nicht belegt oder nicht quan-
tifizierbar ist, kann eine strukturierte, versor-
gungsnahe Datenerhebung im ATMP-Register zum
Zweck der Nutzenbewertung beauflagt werden.
Die erhobenen Daten sind dann auch in der Nut-
zenbewertung heranzuziehen, die Quantifizierung
des Zusatznutzens bleibt weiterhin das zentrale
Ziel. Was unbedingt vermieden werden muss, ist
ein weiterer Sanktionsmechanismus mit unerfull-
baren Auflagen.

Der entscheidende Hebel: methodische Re-
formen, damit Registerdaten zahlen
Versorgungsdaten sind nicht identisch mit Daten
aus randomisierten Studien. Wer sie nach densel-
ben MalRstédben behandelt, erzeugt haufig uner-
fullbare Anforderungen, insbesondere bei kleinen
Populationen. Dies kann dazu fuhren, dass
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umfangreiche Datenerhebungen ohne zusatzlichen
Nutzen durchgefuhrt werden und sich die Prob-
leme der AbD in modifizierter Form widerspiegeln.
Daher braucht es eine Modernisierung der Bewer-
tungsmalfstébe fur Versorgungsdaten: Anforde-
rungen an Adjustierung, EffektgréRen und metho-
dische Hurden mussen so gestaltet sein, dass sie
in kleinen Kollektiven und unter den gegebenen
individuellen Umstanden umsetzbar sind und
bestverfugbare Evidenz aus der Versorgung nicht
systematisch entwertet wird. Nur wenn Register-
daten in der Nutzenbewertung tatsachlich berick-
sichtigt werden, entsteht ein fairer Ausgleich zwi-
schen Aufwand in der Versorgung und Erkenntnis-
gewinn fur das System.

Dauerhaft tragfahige Finanzierung

Ein ATMP-Register benotigt als Infrastruktur eine
verlassliche Finanzierung. Fur den Aufbau bedarf

Was jetzt zu tun ist
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es einer Anschubfinanzierung durch den Bund.
Der laufende Betrieb des ATMP-Registers ist durch
die gesetzliche Krankenversicherung, bspw. tber
fallbezogene Pauschalen und Meldevergutungen,
sowie durch die Datennutzenden Uber zweckge-
bundene Entgelte, zu finanzieren.

Chance fur Versorgung und Innova-
tion

Mit dem ATMP-Register kann Deutschland die Evi-
denzgenerierung fiir neuartige Therapien verbes-
sern und deren Nutzen in der Versorgung besser
erschlieBen. Damit wiirde das im Medizinfor-
schungsgesetz angelegte Ziel umgesetzt, Wis-
senslicken zu verringern und Patient:innen einen
schnellen und verlasslichen Zugang zu neuen Be-
handlungsoptionen zu sichern.

Mit dem gesetzlichen Auftrag zur Konzepterstellung fur ein ATMP-Register im Rahmen des
Medizinforschungsgesetzes wurde bereits der Schritt zu einer verstetigten Infrastruktur

beabsichtigt. FUr die Umsetzung bedeutet dies:

. Investitionen in den Aufbau des ATMP-Registers,

. Beleihung einer Institution als Registerstelle durch das BMG (z.B. den Verein
Nationales Gen- und Zelltherapieregister Deutschland e.V.),

. klare und verlassliche Regeln fur Betrieb, Finanzierung und Datenzugang,

. Weiterentwicklung der Strukturen unter Einbeziehung der Expertise der Indust-
rie sowie

. methodische Anpassungen, damit die Registerdaten in Nutzenbewertungen ver-
wertbar sind.

AnschlieBend kénnen Datenerhebungen zum Zweck der Nutzenbewertung im ATMP-Re-
gister fur geeignete Falle — wenn keine randomisierte Studie lauft und ein Zusatznutzen
nicht belegt oder nicht quantifizierbar ist — beauflagt werden. Diese Beauflagungen zur
Datenerhebung kénnen die kaum funktionale AbD ersetzen. Die erhobenen Daten sind
entsprechend in der Nutzenbewertung heranzuziehen, die Quantifizierung des Zusatznut-
zen bleibt weiterhin das zentrale Ziel.

Fragestellungen zur konkreten Umsetzung sollten dabei im Austausch zwischen den Be-
teiligten schrittweise prazisiert und geklart werden. So kann ein lernendes System ent-
stehen, das Innovation ermdglicht, weitere Evidenz schafft und Patient:innen schnell und
sicher Zugang zu neuen Therapien er6ffnet.
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