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e Thesen

 Was brauchen wir fur eine valide Kosten-
Nutzen-Bewertung?

— Nutzenbewertung
— Kostenerfassung
— Modellierung als Ausweg?

 |st 835b ein brauchbarer Einstieg?
e Fazit
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* eine ,Experimentierklausel” in der GKYV ist
sinnvoll, um aussagekraftige Daten zu erhalten

« valide und eindeutige Aussagen zum Nutzen
erleichtern die Kosten-Nutzen-Bewertung

— Daten aus der Marktzulassung alleine sind nicht
ausreichend, ein patientenbezogener, valide
belegter Zusatznutzen wird regelhaft gefordert

« die Datengrundlage in Deutschland ist
hinsichtlich Kostenerfassung insuffizient
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e Die KNB ist Im Kontext zahlreicher weiterer
Arzneimittel-Regelungen zu sehen

e EIn Internationaler Standard ist nur schwer
auszumachen

* Die Gesetzeslage fordert eine zwelistufige
Bewertung (Nutzen, dann ev. KNB)

* Plazebovergleiche aus Zulassungsstudien sind
far die Nutzenbewertung unzureichend

* Modellierungen sind mittelfristig wonhl
notwendig, ein fehlender Nutzenbeleg kann
aber nicht durch Modellierung errechnet
werden
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 wenn moglich: Evidenz aus RCTs
o Unterscheidung Wirksamkeit <-> Nutzen

* Beleg fur Nutzen anhand
patientenrelevanter Endpunkte

* Begriff des Zusatznutzens

e jewel
— Ste
— Ste
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S zu klaren:
lenwert von Surrogatendpunkten
lenwert von Lebensqualitat
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* ,Nutzen® ist eine mehr als geringfugige

patientenrelevante

positive Wirkung (=

Kausalitatsanspruch) einer medizinischen

MalRnahme unter A

pwagung des Risikos

— Als patientenrelevant wird ein Effekt bezeichnet,
wenn er sich auf den Krankheitsverlauf inklusive
Mortalitat, Symptomatik sowie die Lebensqualitat
bezieht und flur Patienten wichtig ist

— ,Zusatznutzen* ist das Ergebnis eines positiven
Nutzenvergleichs mit dem bisherigen (etablierten)

Standard
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e Zulassungskriterien nach AMG § 25:

— Nachweise fur pharmazeutische Qualitat, therapeutische
Wirksamkeit, Unbedenklichkeit

— Zulassungsstudien prifen auf Aquivalenz / Nicht-Unterlegenheit
haufig anhand von Surrogat-Parametern, haufig gegen Placebo
 Vergleich zu Anforderungen nach 8§ 12 SGB V:
— keine regelhafte Prufung auf patientenrelevante Endpunkte
— keine Prufung gegen den aktuellen Behandlungsstandard

— keine direkten Vergleichsstudien mit anderen Arzneimitteln
(,Head-to-Head")

— keine Priufung des Zusatznutzens (und damit Rechtfertigung von
Mehrkosten)
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« Forschungsinfrastruktur fir RCTs vorhanden:

— Forderprogramme BMBF

» Klinische Studien / systematische Reviews, gemeinsam mit DFG
(bottom-up)

» Versorgungsforschung

 Koordinierungszentren klinische Studien, Netzwerk, internationale
Kooperationen

— zusatzlich Klinische Studienzentren (6 seit 2007)
 EU-Programme

* nationale, internationale (multizentrische) Kooperationen
ausbaufahig
— variiert stark nach klinischem Fachgebiet

« GKV-Finanzierung ermaoglichen (,Experimentierklausel®)

— bisher nur im Rahmen von Modellversuchen (Akupunktur,
Balneophototherapie, ggf. Vakuumversiegelungstherapie)
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e Sonstige Studiendesigns:
— nur in Ausnahmefallen akzeptabel

— Anwendungsbeobachtungen unbrauchbar, da
Marketinginstrument

« Alltagswirksamkeit* als Argument, fehlende
aussagekraftige RCT-Ergebnisse durch minderwertige
Studien zu ersetzen

— auch im Alltag ist der Nutzen kausal und fair
nachzuweisen

— es stimmt nicht, dass mit niedrigerer Evidenzstufe
die Ubertragbarkeit von Studienergebnissen besser
wird
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e Defizite

— Zugang zu validen Kostendaten stationar
und ambulant

— sektortbergreifende, langsschnittliche
Kostendaten von Patienten

— valide Diagnhosedaten ambulant

— Erkenntnisse zur Zahlungsbereitschaft
(Praferenzen, Nutzwerte)

— Entwicklungskosten neue Arzneimittel
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Perspektive Kostenart
Direkte medizimnische Kosten
Krankenhaus
GKV
Soz. | | Direkte medizinische Kosten
~ecund | s Ambulanter
Gesund | Vers .
heits Sektor
L 1e1ts-
(Gesamt- e
1l wesen . — -
gese - Direkte medizinische Kosten
schaft- (andere
liche Sozialversicherungstriager)
Perspek- , — -
tive Direkte medizimnische Kosten

(fiir Patient und Familie)

Direkte mcht-medizinische
Kosten (fiir Patient und
Familie)

Produktionsverlust (indirekte
Kosten)

Zukiinftige Gesundheitskosten

Quelle: Busse 2008




Kostenart

Beispiel

Direkte medizinische Kosten
- Stationar -

Personaleinsatz von Arzten, Pflegepersonal, anderen
Gesundheitsprofessionellen; Arzneimittel; diagnostische und
therapeutische Verfahren; ,Hotelkosten“; Gemeinkosten;
Investitionen

Direkte medizinische Kosten
- Ambulant -

Arzt-Patienten-Kontakte von Allgemeinmedizinern und
niedergelassenen Facharzten; verschriebene Arzneimittel;
,2Heilmittel* (Physiotherapie, Ergotherapie, Logopadie etc.),
Hilfsmittel

Direkte medizinische Kosten
(andere Sozialvers.-trager)

Rehabilitation; professionelle Pflege (Pflegeheim oder als
hausliche Krankenpflege)

Direkte medizinische Kosten
(far Patient und Familie)

Selbstbeteiligung (sofern aus direkten Kosten der
Sozialversicherung herausgerechnet); OTC-Medikamente;
selbst gezahlte Untersuchungen (z.B. IGelL)

Direkte nicht-medizinische
Kosten (fur Patient und
Familie)

Fahrtkosten; notwendige krankheitsbedingte Umbauten in der
Wohnung; ggf. Zeit des Patienten bzw. der Angehdrigen (flr
Pflege, Besuche etc.)

Produktionsverlust (indirekte
Kosten)

Arbeitsunfahigkeit, Erwerbsunfahigkeit oder
krankheitsbedingten vorzeitigen Tod; reduzierte
Arbeitskapazitat

Zukinftige Gesundheitskosten

Weitere Arzneimittel, stationare Aufenthalte, ambulante
Therapie etc. nach Vermeidung tddlichen Ausgangs von
chronischen Krankheiten

Quelle: Busse 2008




 Epidemiologische Daten / Daten aus der Versorgungsepidemiologie
— Inzidenz / Pravalenz (alters-, geschlechts-, stadienspezifisch usw.)
— Dissemination und Nutzung medizinischer Technologien

 Erhebung des Ressourcenverbrauchs
— parallel zu RCTs (piggy-back) und anderen klinischen Studien
— spezifisch fir den nationalen Kontext

« Sekundardaten
— Datentransparenzregelung (8303a-f SGB V) umsetzen

— Daten einzelner Krankenkassen / anderer Sozialversicherungstrager
nutzen

— Krankenhauskosten zuganglich machen
* DRG-Kalkulationskrankenh&user

 Nutzwerte (QALYS)
— fdr Deutschland spezifische Nutzwerte fehlen weitgehend

— Internationale Datenbank:
https://research.tufts-nemc.org/cear/default.aspx
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Dr. Matthias Perleth Folie 13 Bundesausschuss



« Ermittlung von Praferenzen mittels
— Rating Scale
— Standard Gamble
— Time Trade-Off
— Person Trade-Off
— Zahlungsbereitschaft
e bel
— Betroffenen
— Angehdorigen
— allgemeine Bevdlkerung
— Professionelle im Gesundheitswesen

e unter Beachtung von u.a.
— chronischen oder temporaren Zustanden
— unterschiedlichen Zeithorizonten

Quelle: Schoffski 2007
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Gliederung

e Thesen

e \WWas brauchen wir fur eine valide Kosten-
Nutzen-Bewertung?

— Nutzenbewertung
— Kostenerfassung
— Modellierung als Ausweg?

 Ist 835b ein brauchbarer Einstieg?
e Fazit
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o Arzneimittelpreisverordnung (878 AMG)

* Negativliste (834 SGB V)

— Inklusive genereller Ausschluss nicht-verschreibungspflichtiger
Medikamente / OTC-Ausnahmeliste

e Verordnungseinschrankungen / -ausschliisse (892,1
SGB V)

* Festbetrage (835 SGB V)

e Aut-ldem-Regelung (8129 SGB V)

e Rabattvertrage (8130a SGB V)

o Kosten-Nutzen-Bewertung (835b SGB V)
e Zweitmeinung (873d SGB V)

e Therapiehinweise
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o Kosten-Nutzen-Bewertung kann Grundlage fur die
allerdings obligate Festsetzung eines Hochstbetrags
durch den Spitzenverband Bund (SpiBu) sein, wenn ein
Arzneimittel

neuartig (patentgeschitzt) oder sonst von Bedeutung ist;

nicht festbetragsfahig ist;

nur, wenn keine zweckmal3ige Therapiealternative zur Verfligung
steht oder die Kosteneffektivitat erwiesen ist;

ausreichende Kenntnisse Uber die Wirksamkeit vorhanden sind.
Aul3erdem: Berucksichtigung der Entwicklungskosten

« alternativ: Einvernehmen des SpiBu mit dem
Pharmaunternehmen

Gemeinsamer
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Nutzen

Kosten-Nutzen

Gemeinsamer
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e 831 Abs. 2a: ,Kosteneffektivitat" / ,Kosten-
Nutzen-Bewertung",
835h Abs. 1: ,Kosten-Nutzen-Verhaltnis”

 allerdings prazisiert das SGB V den Begriff
Nutzen, so dass sowohl Kosten-Nutzwert-
Analysen wie auch Kosten-Effektivitats-Analysen
gemeint sein konnen (835b SGB V)

« eindeutig ist aber, dass vergleichende
gesundheitsokonomische Analysen gemeint sind

Gemeinsamer
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o Kosten-Minimierung: nein

o Kosten-Wirksamkeit: ja
o Kosten-Nutzen: nein

o Kosten-Nutzwert: ja
Kosten Nutzen Beispiel
Kosten-Effektivitats- | Kosten Effektivitat GE/mmHg;
Analyse monetar klinisch GE/gew.
Lebensjahr
Kosten-Nutzwert- Kosten Nutzwert GE/QALY
Analyse monetar Index GE/DALY

GE=Geldeinheit

Dr. Matthias Perleth
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* sinnvoll u.a. fdr langeren Zeithorizont oder
Anpassung an nationalen Kontext

« ermadglicht Synthese verschiedener
Datenquellen

« Ergebnis stark von Annahmen und
Modellstruktur abhangig, daher hohe
Anforderung an Transparenz

e Qualitatsanforderungen sind vorhanden und
mussen angewendet werden

« aber: ein fehlender Nutzenbeleg kann nicht
errechnet werden!
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e die Voraussetzungen fur die
Verbesserung der Datenlage bel der
Nutzenbewertung sind gegeben

 die Datenlage fur eine valide
Kostenbewertung in Deutschland ist nur
mittelfristig zu verbessern

— Schlusselrolle fur Gesetzgeber und
Krankenkassen
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