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Executive Summary

Im Jahre 2011 wurde in Deutschland mit dem Arzneimittelmarktneuordnungs-
gesetz (AMNOG) die sogenannte frihe Nutzenbewertung eingefiihrt. Die Selbst-
verwaltung der gesetzlichen Krankenversicherung (GKV) ist dazu beauftragt, nach
dem Markteintritt neuer Wirkstoffe deren Zusatznutzen gegeniiber einer festzule-
genden zweckmaligen Therapie zu bestimmen. Dies geschieht in einem mehrstufi-
gen Verfahren. Der verantwortliche pharmazeutische Unternehmer (pU) reicht ein
Dossier ein, das Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
(IQWiG) wertet das Dossier aus und gibt eine Empfehlung an den Gemeinsamen
Bundesausschuss (G-BA). Nach Abschluss eines Anhérungsverfahrens entschei-
det der G-BA Uber den Zusatznutzen. Auf Basis dieses Beschlusses verhandeln der
Spitzenverband der gesetzlichen Krankenkassen (GKV-Spitzenverband) und der pU
Uber den Erstattungsbetrag dieses Wirkstoffs in Deutschland.

Im Rahmen der frilhen Nutzenbewertung ist eine Beteiligung von Experten in ver-
schiedenen Phasen des Prozesses vorgesehen. Im vorliegenden Bericht wurde eine
systematische Untersuchung von Drittmeinungen und deren potenzieller Einfluss
auf die Dossierbewertung bzw. den G-BA-Beschluss vorgenommen. Dazu wurden
verschiedene Ansatze verfolgt.

Im ersten Ansatz wurde eine Befragung der externen Experten, die fiir die Dos-
sierbewertung vom IQWiG eingebunden wurden, vorgenommen. Fir die vorlie-
gende Untersuchung wurden samtliche (n = 46) bislang an der Bewertung durch
das IQWiG beteiligten externen Experten angeschrieben. Hierzu wurde ein Fra-
gebogen entwickelt, der insgesamt 13 Aussagen umfasste, die von den Experten
in einer 10-Punkte-Skala zu bewerten waren. Ziel war es herauszufinden, wie die
Experten ihre Rolle in Bezug auf die IQWiG-Bewertung sahen und ob und in wel-
chem Umfang Transparenz liber die Beteiligung von Drittmeinungen bestand. Der
Fragenbogen wurde von 13 Experten (28 %) beantwortet.

Die Analyse der bisherigen Dossierbewertungen durch das IQWiG zeigt einen
deutlichen Mangel an Transparenz hinsichtlich der Einbindung von Experten auf.
Zu den Inhalten der von den Experten enthaltenen Informationen oder zu deren
Berucksichtigung im Bewertungsprozess werden vom IQWiG keine Angaben ge-
macht.

Die durchgefiihrte Befragung verdeutlichte, dass die Experten in einzelnen Berei-
chen Verbesserungsbedarf sehen. So wurde Kritik an der bestehenden Intranspa-
renz gedullert. Es besteht seitens der Experten ein hohes Interesse, die Berlick-
sichtigung der Stellungnahme in der Dossierbewertung des IQWiG zu erfahren und
weiter in das Bewertungsverfahren eingebunden zu werden. Fir die Experten war
indes nicht erkenntlich, an welcher Stelle und in welchem Umfang ihre Stellung-
nahmen im Gutachten des IQWiG berticksichtigt wurden. Der Eindruck, dass die
eigene Stellungnahme im Verfahren angemessen bericksichtigt worden sei, wird
in der Befragung nicht bestatigt.
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Deutlich wird weiterhin, dass sich die Experten mehr Zeit und mehr Hintergrund-
informationen fiir die Stellungnahme wiinschen. Die vorgegebenen zeitlichen Fris-
ten werden teilweise als deutlich zu kurz empfunden.

Im zweiten Ansatz wurde die Beteiligung von Patientenvertretern an der friihen
Nutzenbewertung erhoben. Patientenvertreter sind an verschiedenen Stellen in
der frihen Nutzenbewertung eingebunden. Das IQWiG kann sie fiir ihre Bewer-
tung befragen, sie kobnnen am Stellungnahmeverfahren im Rahmen der friihen
Nutzenbewertung teilnehmen, und sie sind (nicht stimmberechtigte) Mitglieder
im verantwortlichen Unterausschuss Arzneimittel des G-BA. Fiir den Bericht wurde
untersucht, inwieweit sich Patientenvertreter im Rahmen der miindlichen Anho-
rung aktiv daran beteiligten. Es wurden 136 Verfahren herangezogen, die bis An-
fang August 2015 abgeschlossen waren. In mehr als zwei Drittel der Anh6érungen
(69,1 %) gab es eine Wortmeldung durch die anwesenden Patientenvertreter. Pa-
tientenvertreter nahmen demnach aktiv an der Diskussion teil. Eine Aussage Uber
das Ausmal ihres Einflusses und ihre Positionierung zu einzelnen Punkten in der
frihen Nutzenbewertung war nicht moglich, da sie als (nicht stimmberechtigte)
Mitglieder des Unterausschusses keine eigenstandigen Stellungnahmen mit ein-
deutiger Positionierung abgaben, sondern sich eher mit konkreten Fragen an der
Anhorung beteiligten.

Als dritter Ansatz der Untersuchung wurde ein systematischer Review des Stel-
lungnahmeverfahrens im Rahmen der frilhen Nutzenbewertung durchgefiihrt. Auf
dieser Basis wurde analysiert, inwieweit sich medizinische Fachgesellschaften (FG)
und die Arzneimittelkommission der deutschen Arzteschaft (AkdA) an den Stel-
lungnahmen beteiligten und wie sie sich inhaltlich zu einzelnen Aspekten der Nut-
zenbewertung positionierten. Dies wurde dann mit der Position des IQWiG und
des G-BA verglichen. Ziel war es, Hinweise abzuleiten, inwieweit die Positionen
der wissenschaftlichen Experten im Beschluss des G-BA Berticksichtigung fanden.

Die Positionierung der FG und der AkdA wurde beziiglich drei Kategorien (Zusatz-
nutzen, zweckmaRige Vergleichstherapie (ZVT) und Endpunkte) untersucht. Es wur-
de im ersten Schritt erfasst, ob die FG/AkdA von der Meinung des IQWiG abwich
oder dieser zustimmte. Bei der Bewertung von Orphan Drugs Gibernimmt der G-BA
selber die Dossierbewertung; in diesen Fallen wurde die Positionierung gegeniiber
der G-BA-Bewertung herangezogen. Dabei wurde unterschieden, ob die Abwei-
chung zugunsten oder zulasten des pU geschah. Im zweiten Schritt wurde erfasst,
ob der G-BA in seinem Beschluss die gleiche Position wie die FG/AkdA vertrat oder
zu einer anderen Entscheidung kam. Fiir Endpunkte erfolgte eine Erfassung nur bei
abweichenden Meinungen innerhalb des Verfahrens.

Insgesamt beteiligten sich 60 verschiedene Fachgesellschaften, Berufsverbinde
und Arbeitsgruppen mit Stellungnahmen an 112 (82,4 %) der 136 Verfahren. Die
Halfte von ihnen beteiligte sich nur an einem einzelnen Verfahren. Aktivste Fach-
gesellschaft war die DGHO, welche 45 Stellungnahmen einreichte und damit an
fast allen (95,7 %) relevanten Verfahren ihrer Fachrichtung (onkologische und ha-
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matologische Erkrankungen) teilnahm. Die AkdA beteiligte sich an 48 (35 %) der
Verfahren.

In der Mehrheit der Falle positionierten sich die Experten zum Zusatznutzen und
zur ZVT mit zumindest in einzelnen Aspekten abweichenden Meinungen gegen-
iber dem IQWiG. Die AkdA zeigte dabei ein hdheres MaR an Ubereinstimmung
mit dem IQWiG als die FG. Diese waren in den meisten Fallen (84 %) der Meinung,
dass die Empfehlung des IQWiG zum Zusatznutzen des zu bewertenden Wirkstoffs
zu niedrig war. Die AkdA stimmte mehrheitlich (62 %) dem IQWiG zu und wich nur
in 18 % der Falle zugunsten des pU ab. In Bezug auf die zweckmalige Vergleichs-
therapie (ZVT) teilten die FG in 69 % der Félle die Einschatzung des IQWiG nicht.
Die AkdA hatte immerhin in der Hilfte der Stellungnahmen eine abweichende Auf-
fassung zur ZVT.

Im Bezug auf die Endpunkte lassen die Ergebnisse eine starke gleichgerichtete
Meinung der verschiedenen FG innerhalb eines Verfahrens ausmachen. Der Anteil
abweichender Meinungen gegenliber dem IQWiG betrug 83 %. Da fiir die vorlie-
gende Analyse nur solche Endpunkte erfasst wurden, in denen es innerhalb eines
Stellungnahmeverfahrens abweichende Meinungen gab, bedeutet dies, dass es
zwischen den FG in nur wenigen Fallen unterschiedliche Auffassungen beziglich
eines Endpunktes gab. Die AkdA duRerte in 65 % der kontroversen Fille eine vom
IQWiG abweichende Position.

Fiir die Reaktion des G-BA auf die Stellungnahmen der FG bzw. der AkdA sind zwei
Betrachtungsebenen von Interesse. Zum einen, wie haufig der G-BA die gleiche
Meinung wie die Experten hatte, unabhangig davon, ob diese von der Position des
IQWiG abwichen oder nicht. Zum anderen wurde untersucht, wie haufig der G-BA
sich einer Meinung anschloss, welche gegeniiber dem IQWiG abwich.

Auf der ersten Betrachtungsebene zeigte sich, dass eine héhere Ubereinstimmung
in den Positionen zwischen G-BA und AkdA bestand als gegeniiber den FG. In allen
drei Kategorien hatte der G-BA in mehr als der Halfte der Falle die gleiche Einschat-
zung wie die AkdA. Die Anteile waren 69 % (Zusatznutzen), 55 % (ZVT) und 61 %
(Endpunkte). Gegeniiber den FG war die Ubereinstimmung mit 51 % (Zusatznut-
zen), 40 % (ZVT) und 34 % (Endpunkte) deutlich geringer.

Auf der zweiten Betrachtungsebene ist das Bild dhnlich. Bei den Verfahren, in de-
nen die AkdA den Zusatznutzen héher bewertete als das IQWiG, folgte der G-BA
in 75 % der Falle. Einer durch die FG vorgebrachten glinstigeren Bewertung folgte
der G-BA lediglich in 46 % der Fille. Wenn die AkdA den Zusatznutzen geringer ein-
schéatzte als das IQWiG, dann folgte der G-BA in 67 % der Verfahren dieser Position.
Die FG bewerteten in nur zwei Fallen den Zusatznutzen geringer als das IQWiG,
beide Male folgte der G-BA dieser Einschatzung.

Die ZVT wird bereits im Vorfeld des Verfahrens vom G-BA festgelegt, ohne dass
das IQWiG eine eigene Position hierzu entwickelt. Abweichende Auffassungen von
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AkdA oder FG fiihrten nur selten zu einer Anderung der ZVT durch den G-BA (AkdA:
19 %; FG: 18 %).

Bei kontrovers diskutierten Endpunkten folgte der G-BA in immerhin 46 % der Falle
der Position der AkdA. Eine abweichende Einschitzung der FG wurde nur in 24 %
der Falle vom G-BA Gbernommen.

Endpunkte, die prominent kontrovers diskutiert wurden, waren progressionsfrei-
es Uberleben (PFS) in der Krebsbehandlung und das dauerhafte virologische An-
sprechen (SVR) bei Infektionen mit Hepatitis C. Vonseiten der FG wurde PFS als
patientenrelevanter Endpunkt angesehen. In den untersuchten Verfahren schloss
sich der G-BA dieser Meinung nie an und war damit im Einklang zur Position des
IQWIiG. Im Falle von SVR wurde der Endpunkt vom IQWiG wegen fehlender forma-
ler Validierung abgelehnt. Die FG hielten hingegen die Informationslage flr ausrei-
chend valide und der G-BA ibernahm diese Auffassung, sodass der Endpunkt SVR
zur Bewertung des Zusatznutzens herangezogen werden konnte.

Grundsatzlich ist die Bereitschaft zur Abgabe von Stellungnahmen groR. Im Jahr
2012 reichten die FG 1,6 Stellungnahmen je Verfahren ein, in der ersten Jahres-
hélfte 2015 lag die Quote bei 1,8 (jeweils inklusive Verfahren ohne Stellungnah-
men). Bei der AkdA zeigt sich hingegen ein Abwirtstrend. Waren es im Jahr 2012
neun Stellungnahmen (0,4 je Verfahren) und dann im Jahr 2013 sogar 17 (0,5),
beteiligte sich die AkdA 2015 nur an 8 Verfahren (0,2). Es lieR sich dabei nicht er-
kennen, dass sich die AkdA starker auf Verfahren konzentriert hitte, in denen sie
eine abweichende Position vertrat.

Bei den FG lasst sich beobachten, dass der G-BA einer abweichenden Meinung
zum Zusatznutzen im Jahr 2015 deutlich haufiger folgte als in den Vorjahren. Die
Quote, mit der der G-BA der Auffassung der FG tendenziell folgte, stieg von 43 %
(2013) auf 68 % (2015). Der Anteil an Stellungnahmen, in denen sich die FG zum
Zusatznutzen dullerten, sank aber im gleichen Zeitraum von 68 % auf 49 %. Fir die
ZVT zeigte sich kein Trend. Die héchste Ubereinstimmung wurde 2014 mit 32 %
erreicht. Im Jahr 2015 waren es 25 %. Es wurde aber tiberhaupt nur noch in 30 %
der Falle auf die ZVT eingegangen. Dies ist vermutlich Folge der gedanderten ge-
setzlichen Rahmenbedingungen, die eine groRere Flexibilitat bezliglich der ZVT er-
laubt. Bei kontrovers diskutierten Endpunkten bericksichtigte der G-BA 2012 bei
41 % der Stellungnahmen die vom IQWiG abweichende Position der FG. Im Jahr
2013 war die Quote nur 3 % bzw. ein einzelnes Verfahren. Flir das Jahr 2015 lag
die Quote dann wieder bei 39 %. Es wurde aber zugleich immer seltener Gber End-
punkte diskutiert. Der Anteil kontroverser Auseinandersetzungen zur Eignung von
Endpunkten ging von 56 % (2012) auf 39 % (2015) zurick.

Neben der globalen und zeitlichen Betrachtung wurden fir die vorliegende Analy-
se zusatzliche Vergleiche nach Marktsegmenten vorgenommen. Zum einen diffe-
renziert nach Orphan-Drug-Status und zum anderen nach dem Budget Impact der
Verfahren.
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In Bezug auf den Orphan-Drug-Status zeigte sich, dass der G-BA bei Orphan Drugs
seltener die abweichende Position der Stellungnehmer Gbernahm. Da der G-BA
die Bewertung von Orphan Drugs zumeist selbst durchfiihrt, ist das nicht tUber-
raschend. Es gab 25 Verfahren flr Wirkstoffe mit Orphan-Drugs-Status. Im Falle
von Orphan Drugs gilt der Zusatznutzen mit der Zulassung als belegt, und in den
wenigsten Fallen gibt es eine zweckmalige Vergleichstherapie. Fir einen Ver-
gleich zwischen Orphan Drugs und sonstigen Wirkstoffen war somit allein die Ka-
tegorie Endpunkte fiir die FG von Interesse. Die AkdA beteiligte sich nur an zwei
Orphan-Drug-Verfahren und vertrat bei nur einem Endpunkt eine abweichende
Position zur Dossierbewertung. Der G-BA berticksichtigte diese Position nicht. Ab-
weichende Positionen der FG zur Eignung von Endpunkten wurden bei Orphan
Drugs in 20 % der Falle vom G-BA in seinem Beschluss berlcksichtigt. Bei den sons-
tigen Arzneimitteln war das Ausmald der Beriicksichtigung mit 25 % etwas hoher.

Bezlglich der Frage, ob der Budget Impact eines Wirkstoffs einen Einfluss auf das
Verfahren hat, ergab die Auswertung keine eindeutige Aussage. Der Budget Impact
sind die zu erwartenden jahrlichen Mehrkosten fiir das GKV-System durch kom-
plette Umstellung auf den jeweiligen neuen Wirkstoff. Die Einteilung in drei Grup-
pen nach Budget Impact orientierte sich an den langfristigen Steigerungsraten der
Ausgaben in der GKV. Fiir zehn Verfahren war der Budget Impact ,, hoch” (mehr als
3,6 % der GKV-Ausgaben fiir Arzneimittel im Jahr 2014), fir 61 Verfahren war er
,hiedrig” (weniger als 0,36 %), und 65 fahren (,, mittel“) lagen zwischen den beiden
Schwellwerten. Bei hohem Budget Impact nahmen mehr FG an den Verfahren teil
als bei Verfahren mit niedrigem Budget Impact. In der Gruppe ,,Hoch” waren es 3,2
FG, in der Gruppe ,,Niedrig” nur 1,5 FG. Die AkdA war ebenfalls bei hohen Budget
Impact aktiver (0,5 vs. 0,2). In der Gruppe ,,Hoch” befanden sich sechs Wirkstoffe
zur Behandlung von Hepatitis C. Getrieben durch die Gbereinstimmenden Positio-
nen zum Endpunkt SVR (Uber alle Endpunkte Zustimmung 57 %) war entsprechend
auch die gleichgerichtete Meinung zum Zusatznutzen (84 %) hoch. Im Vergleich der
Gruppen ,,Mittel“ und ,Niedrig” war beim Zusatznutzen die Ubernahme der Mei-
nung durch den G-BA fiir die Gruppe ,Niedrig” groRer (,,Mittel“ 31 % vs. ,Niedrig”
50 %), aber bei ZVT und Endpunkten niedriger (19 % vs. 17 % bzw. 28 % vs. 17 %).

Auch wenn die Auswertung nicht erlaubt, kausale Zusammenhange zwischen Stel-
lungnahmen und G-BA-Beschliissen herzustellen, so lassen die Ergebnisse den-
noch die Feststellung zu, dass das Stellungnahmeverfahren ein wichtiger Bestand-
teil der friihen Nutzenbewertung ist und es sich nicht um einen Vorgang handelt,
der Teilhabe lediglich simulieren soll. Zugleich besteht bei den entscheidenden
Weichenstellungen der Nutzenbewertung ein auffalliger Dissens zwischen den FG,
dem IQWiG und dem G-BA. Zwar folgt der G-BA auch der eher methodengetriebe-
nen Bewertung des IQWiG haufig nicht, ein bestehender Dissens mit den FG bzw.
der AkdA bleibt indes oftmals unaufgelost.
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1. Beteiligung externer Experten am Prozess der friihen
Nutzenbewertung

Die friihe Nutzenbewertung nach § 35a SGB V durchlauft ein mehrstufiges Verfah-
ren. Externe Experten sind dabei an zwei Stellen beteiligt. Mit der Markteinfiihrung
eines neuen Wirkstoffes in Deutschland muss der verantwortliche pharmazeuti-
sche Unternehmer (pU) beim Gemeinsamen Bundesausschuss (G-BA) ein Dossier
einreichen. Dieses Dossier ist Grundlage fiir die Nutzenbewertung, die in der Regel
der G-BA durch das Institut fir Qualitdat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheits-
wesen (IQWiG) durchfihren ldsst. (Im Falle von Arzneimitteln fir die Behandlung
seltener Erkrankungen, sogenannten Orphan Drugs, flihrt der G-BA die Bewertung
zumeist selbst durch.) Diese Bewertung muss drei Monate nach Beginn des Ver-
fahrens abgeschlossen sein. An der Bewertung kdnnen externe Experten schriftlich
beteiligt werden (IQWiG 2015a). Mit Veroffentlichung der Nutzenbewertung wird
das Stellungnahmeverfahren er6ffnet. An dieser Stelle haben ebenfalls wieder ex-
terne Experten die Moglichkeit, in schriftlicher und mindlicher Form teilzuneh-
men. Mit dem Beschluss des G-BA sechs Monate nach Markteinfiihrung ist das
Verfahren abgeschlossen. Der G-BA-Beschluss bildet dann die Grundlage fir die
anschlieRende Preisverhandlung zwischen dem pU und dem Spitzenverband der
gesetzlichen Krankenkassen (GKV-Spitzenverband).

Die Beteiligung externer Sachverstandiger am Bewertungsprozess des IQWiG dient
zur Vermittlung von Informationen zum relevanten Indikationsgebiet, zur Therapie
sowie zur jeweiligen Versorgungsrealitat, die in die Entscheidungen des Instituts
einbezogen werden sollen.

Welche Relevanz die Gutachten der externen Sachverstandigen fir die IQWiG-Be-
wertung haben und ob und in welchem Umfang Transparenz zur Beteiligung von
Drittmeinungen besteht, wurde im Rahmen einer Recherche sowie einer Befra-
gung der bislang beteiligten Experten ermittelt. Die Ergebnisse sind in Kapitel 3
dargestellt.

Patientenvertreter haben ebenfalls verschiedene Moglichkeiten, sich am Prozess
der friihen Nutzenbewertung zu beteiligen. So kénnen diese im Rahmen der Dos-
sierbewertung durch das IQWiG ihre Sachkenntnis zur Erkrankung und Behand-
lung per standardisiertem Fragebogen einbringen (IQWiG 2015b). Des Weiteren
haben die Patientenorganisationen die Moglichkeit, sich am Stellungnahmever-
fahren des G-BA zu beteiligen (Details siehe Kapitel 4). Schlieflich sind Patienten-
vertreter nicht stimmberechtigte Mitglieder des fir die friihe Nutzenbewertung
zustandigen Unterausschusses Arzneimittel.
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Die Einbindung von externen Experten in der Entscheidungsfindung des G-BA
erfolgt in Form von schriftlichen und miindlichen Stellungnahmen im Rahmen des
sogenannten Stellungnahmeverfahrens nach Abschluss der IQWiG-Bewertung
(G-BA 2015a). Darin erhalten verschiedene Akteure (u. a. pharmazeutische Unter-
nehmen, Verbande und Sachverstdandige) die Gelegenheit, sich zum Ergebnis der
Dossierbewertung zu duBern. Das Stellungnahmeverfahren wird vom G-BA durch-
gefihrt (Details zum Stellungnahmeverfahren siehe Kapitel 5 und 6).
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2. Beteiligung von externen Sachverstandigen am
IQWiG-Bewertungsprozess

2.1 Formale Anforderungen und Ablauf
2.1.1  Registrierung in der Sachverstindigen-Datenbank

Experten mussen sich zunachst in der Sachverstandigen-Datenbank des IQWiG als
interessierte Sachverstandige unter Angabe ihres Fachgebiets und ihrer fachlichen
Expertise online registrieren (IQWiG 2015c). Mit der Registrierung in der Daten-
bank signalisieren die Sachverstandigen Bereitschaft, ihr spezielles Fachwissen fiir
die frihe Nutzenbewertungen zur Verfligung zu stellen. Die Datenbank dient dem
IQWIiG damit als ,,Expertenpool” (IQWiG 2015d).

Im Rahmen der Registrierung in der Sachverstandigen-Datenbank sind die Inter-
essenten aufgefordert, ein Sachverstandigen-Profil mit folgenden Angaben anzu-
legen:

¢ Hochschulabschluss in Medizin

¢ einschlagige Berufserfahrungen (Facharztqualifikation und klinische Erfah-
rung)

e Bestdtigung, die Beratung in deutscher Sprache durchfiihren zu kénnen

¢ Publikationsliste mit maximal zehn wissenschaftlichen Artikeln, die in ein-
schlagigen Fachzeitschriften veroffentlicht wurden

2.1.2 Auswahl und Beauftragung von Sachverstandigen

Im Rahmen eines Auswahlverfahrens werden anhand festgelegter Kriterien aus
dem Expertenpool einer oder mehrere Sachverstandige ausgewahlt, die ,,am bes-
ten fir das jeweilige Themengebiet geeignet” sind. Die Beauftragung der externen
Sachverstandigen erfolgt im Anschluss an das Auswahlverfahren. Pro Bewertungs-
verfahren des IQWiG kénnen bis zu maximal fiinf Experten als Sachverstandige
beauftragt werden.

Zunachst sucht das IQWiG die Interessenten aus der Datenbank aus, die im ent-
sprechenden Fachgebiet ihre Expertise angegeben haben. AnschlieRend identifi-
ziert das IQWiG anhand der Angaben in der Datenbank grundsatzlich als Sachver-
standige geeignete Experten, die Giber einen Hochschulabschluss in Medizin sowie
Uber entsprechende Berufserfahrung verfligen, einschlagig wissenschaftlich publi-
ziert haben und die Beratung deutschsprachig durchfiihren kénnen.
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Eignen sich aufgrund der hinterlegten Profile mehr als fiinf Experten, erfolgt die
Gewichtung nach Dauer der Berufserfahrung in der relevanten medizinischen
Fachdisziplin sowie nach Qualitat der Veroffentlichungen (IQWiG 2015d). Die bis zu
flinf ausgewahlten Experten erhalten eine Anfrage des IQWiG, in der sie zu ihrem
Interesse am Bewertungsverfahren sowie ihrer Verfligbarkeit befragt werden. Die
Experten sind aufgefordert, ihre Interessensbekundung und weitere Unterlagen
(Formular zum Interessenkonflikt, Vertragsentwurf) innerhalb von funf Arbeitsta-
gen an das IQWiG zurlickzusenden. Mit Abschluss des Auswahlverfahrens erfolgt
dann innerhalb von zwei weiteren Arbeitstagen die Beauftragung der ausgewahl-
ten Sachverstandigen. Diese erhalten einen Vertrag liber die Zusammenarbeit mit
dem IQWiG (siehe Abschnitt 2.1.2.2) sowie einen Fragebogen zur Stellungnahme
(siehe Abschnitt 2.1.3).

2.1.2.1 Gewabhrleistung der Unabhangigkeit externer Sachverstandiger

Vor Abschluss des Vertrages zwischen dem IQWiG und einem externen Sachver-
standigen wird seitens des Instituts gepriift, ob eine fachliche Unabhangigkeit
sowie Unbefangenheit des ausgewahlten Experten vorliegt. Dazu werden die
Experten verpflichtet, mogliche Interessenkonflikte, die sich aus finanziellen Be-
ziehungen ergeben, darzulegen (IQWiG 2015e). Anzugeben ist neben der Art der
Beziehungen (z. B. zu Interessenverbanden, Institutionen, pharmazeutischer In-
dustrie) auch die Hohe der jeweiligen Zuwendungen. Die Priifung durch das IQWiG
bezieht sich auf mogliche Interessenkonflikte im Hinblick auf ein spezifisches Be-
wertungsverfahren und erfolgt somit fiir jede Beauftragung erneut.

2.1.2.2 Vertrag und Honorierung der externen Sachverstandigen

Vor der Zusammenarbeit wird zwischen dem IQWiG und den externen Sachver-
standigen ein Vertrag geschlossen. Der unterschriebene Vertrag muss innerhalb
von finf A, rbeitstagen nach Erhalt wieder beim IQWiG eingegangen sein (IQWiG
2012a).

Die Verglitung der externen Sachverstandigen erfolgt anhand einer einheitlichen
festgelegten Pauschale. Sollte der Aufwand den vertraglich festgelegten Rahmen
Ubersteigen, wird der zusatzliche Aufwand in Tagessatzen honoriert (DKG 2010).
Uber die Héhe der Pauschale sowie die Vertragsgestaltung zwischen dem 1QWiG
und den beauftragten Sachverstiandigen werden auf der Website des Instituts kei-
ne Angaben gemacht.

2.1.3 Fragebogen fiir externe Sachverstandige

Im Falle einer Beauftragung als externer Sachverstandiger durch das IQWiG erhal-
ten die Experten zu Beginn der Nutzenbewertung einen Fragebogen. Dieser bein-
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haltet generelle Fragen zu dem medizinischen Kontext, in dem das zu bewertende
Arzneimittel angewendet werden soll (IQWiG 2012a). Dieser Fragebogen besteht
aus Fragen zu folgenden Themengebieten:

e Krankheitsbild

Therapieziele

Therapieoptionen

Patientengruppen

Therapeutischer Bedarf Uber die Therapieoptionen hinaus

Stand der medizinischen Praxis

Zu den einzelnen Themenkomplexen hat das IQWiG Unterpunkte formuliert, die
als Anhaltspunkte fiir die Beantwortung dienen sollen. Darliber hinaus haben die
Sachverstandigen die Option, zuséatzliche Informationen zu Ubermitteln, die aus
Expertensicht flir das Bewertungsverfahren relevant sind (IQWiG 2012a).

Die Beantwortung der Fragen durch die Experten soll den Kriterien der Wissen-
schaftlichkeit entsprechen (IQWiG 2015d). Die Experten tragen jedoch keine Verant-
wortung fir die Bewertung bzw. dessen Resultat, sondern ausschliefSlich das IQWiG.
Dieses mdchte durch die Befragung zentrale Informationen zum medizinischen Hin-
tergrund und zur Versorgungssituation erhalten, die fir das zu bewertende Arznei-
mittel von Bedeutung sind. Dariliber hinaus soll die Expertise der Sachverstandigen
Hinweise auf relevante Endpunkte fiir die Nutzenbewertung geben.

Nach Versand an die Experten soll der beantwortete Fragebogen laut Angaben auf
der Homepage des Instituts innerhalb von finf Arbeitstagen wieder beim IQWiG
eingegangen sein (IQWiG 2015d).
Sollten weitere Fragen im Verlauf des IQWiG-Bewertungsverfahren relevant wer-
den, behalt sich das IQWiG vor mit den jeweiligen bereits befragten Experten er-
neut in Kontakt zu treten. Laut Website des IQWiG befassen sich derartige Fragen
dann primar mit folgenden Themen:

e Operationalisierung von Endpunkten

e Patientengruppen

e Einordnung von Nebenwirkungen

e Relevanz von Aspekten des Studiendesigns fiir den Versorgungsalltag (z. B.
eingeschlossene Patientenpopulation)
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e Relevanz der in den Studien untersuchten Therapieregime fir die medizini-
sche Praxis

Die eingebundenen externen Experten erhalten keine Einsicht in das Dossier des pU.

2.1.4 Veroéffentlichung von Expertenangaben

In der schlieBlich vom IQWiG veroffentlichten Dossierbewertung sind die Antwor-
ten der Experten nicht enthalten. Genannt wird lediglich deren Name, Institution
und die im Bewertungsverfahren wahrgenommene Aufgabe (IQWiG 2015d). Infor-
mationen zu Interessenkonflikten werden in tabellarisch zusammengefasster Form
ohne Angabe von Einzelheiten oder der Hohe mdoglicher Honorare verdéffentlicht
(IQWiG 2015e).

2.2 Kritische Diskussion der Bewertungen des IQWiG

Hinsichtlich des Verfahrens der Beteiligung von externen Experten am Bewer-
tungsverfahren des IQWiG wurde in der Vergangenheit bereits von verschiede-
nen Akteuren Kritik geduBert. Bereits im ersten Verfahren (Nutzenbewertung von
Ticagrelor) wird von den Vertretern eines Pharmaunternehmens (Reichelt und
Ruof) in der Stellungnahme kritisiert, dass die Fragen des formalen IQWiG-Frage-
bogens fiir die externen Experten eine subjektive Auswahl bedeuten (G-BA 2011).
Gleiches treffe flir deren Antworten zu. Dieses ,,subjektive Moment“ kann aus Sicht
der Stellungnehmer jedoch das Nutzenbewertungsverfahren beeinflussen. Sie for-
dern daher die Veroéffentlichung der Fragen und Antworten der Expertenbeitrage.
Nur dann sei es dem betreffenden Hersteller moglich, sich zu den Beitragen der
externen Sachverstandigen zu duflern. Auch der vfa kritisiert die Vorgehensweise
des IQWiG, Beitrage der Experten nicht zu veroffentlichen. Der vfa fordert vor dem
Hintergrund der Transparenz des Verfahrens ebenfalls, die Beitrage der externen
Sachverstandigen zu publizieren (G-BA 2012).

Der G-BA merkt dazu an, dass die Fragen auf der Website des IQWiG veroffentlicht
seien, zur Forderung hinsichtlich einer Veroffentlichung der Antworten duBlert sich
der G-BA nicht. Es gabe bisher keine Hinweise, dass die Auswahl und die Einbezie-
hung der Experten ,sachwidrige” Einflisse auf das Verfahren hatten.

Ein weiterer Kritikpunkt am IQWiG-Verfahren richtet sich auf die Einbeziehung von
Literatur und Expertenmeinungen fir die Operationalisierung zur Einstufung des
Zusatznutzens (G-BA 2011). Im Fall der Nutzenbewertung von Ticagrelor wurde
beispielsweise angemerkt, dass die einbezogene Literatur und die Expertenmei-
nungen im IQWiG-Bewertungsprozess nur unzureichend erlautert seien.

Nach Auffassung der Arbeitsgemeinschaft der Wissenschaftlichen Medizinischen
Fachgesellschaften e. V. (AWMF) ist die Vorgehensweise des IQWiG zur Auswahl
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und Beteiligung externer Sachverstandiger zu Gberdenken (AWMF 2014). Die kli-
nisch-wissenschaftliche Expertise sowie der praktisch-medizinische Sachverstand
zu den bearbeiteten Themen einschlieBlich der Quellen sollten zuverlassig sicher-
gestellt werden. Die AWMF erachtet es als unzureichend, dass die Beitrage der ex-
ternen Sachverstandigen primar mithilfe spezieller Fragebdgen eingeholt werden.
Wie auch viele ihrer Mitgliedsfachgesellschaften spricht sich die AWMF fiir eine
zusatzliche miindliche Erérterung aus, die aus Sicht der Arbeitsgemeinschaft auch
zu anderen Ergebnissen fihren kénnte.

Aus Sicht der Deutschen Gesellschaft fiir Orthopadie und Unfallchirurgie e. V.
(DGOU) sind die Kriterien des IQWiG fiir die Auswahl der Sachverstdandigen und
deren Qualifikation bisher zu unbestimmt (DGOU 2014). Die DGOU fordert daher,
mindestens zwei unabhangige, von einer Fachgesellschaft akkreditierte Sachver-
standige zu beteiligen, die sich durch aktuelle klinische oder sonstige Expertise
auf dem entsprechenden Fachgebiet auszeichnen. Darliber hinaus sollte, so die
DGOU, die Sachverstandigendatenbank des IQWiG in Abstimmung mit den Fach-
gesellschaften aktualisiert und gegebenenfalls bereinigt werden.

Die Deutsche Gesellschaft fir Himatologie und Onkologie e. V. (DGHO) bemangelt
dariiber hinaus eine ungenligende Einbindung von Experten insbesondere aus lei-
tenden Funktionen sowie aus aktuellen Leitlinienprojekten der wissenschaftlichen
medizinischen Fachgesellschaften (DGHO 2014).
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3. Befragung von Experten zu deren Beteiligung am
IQWiG-Bewertungsverfahren

3.1 Hintergrund und Fragestellung

Wie im Kapitel 2 beschrieben, stellen beauftragte Sachverstandigen ihre Expertise
im Rahmen des IQWiG-Bewertungsverfahrens zur Verfigung. Mithilfe der durch-
gefiihrten Befragung sollen Experten, die bereits an Bewertungsverfahren beteiligt
waren, eine Einschatzung geben, ob sie die Art der Einbindung in den Bewertungs-
prozess flir angemessen halten und ob sie den Prozess flir ausreichend transparent
befinden.

3.2 Methodik

Es wurde eine anonymisierte Befragung von bereits am IQWiG-Bewertungsverfah-
ren beteiligten Experten zu deren Erfahrungen und Bewertungen des Einbindungs-
prozesses durchgefiihrt. Dazu wurde eine Liste mit insgesamt zwolf Aussagen er-
stellt, die von den Teilnehmern auf einer numerischen Rating-Skala mit Werten
zwischen ,,1“ (,trifft gar nicht zu“) und ,10“ (,,trifft voll zu“) zu bewerten waren.
Zusatzlich wurde eine Frage gestellt, die es den Teilnehmern ermdéglichte, offene
Angaben zu machen. Die Aussagen bezogen sich unter anderem auf die Auswahl
der Experten, den Prozess der Beteiligung im Bewertungsverfahren sowie auf die
Transparenz bezlglich der Meinungseinbindung in die Bewertung. Erganzend hat-
ten die Teilnehmer die Moglichkeit, weitere Aspekte oder Kritikpunkte im Hinblick
auf ihre Expertenbeteiligung im IQWiG-Bewertungsverfahren anzumerken. Der
genaue Wortlaut der zwolf zu bewertenden Aussagen sowie der offenen Frage ist
in Tabelle 1 wiedergegeben.

Der Fragebogen wurde samtlichen an den bislang abgeschlossenen Verfahren
beteiligten Experten (n = 46) sowohl auf postalischem Weg als auch in digitaler
Form per E-Mail-Link zugesendet. Die Teilnehmer hatten die Mdoglichkeit, zwi-
schen Papier- und Online-Fragebogen auszuwahlen. Die Antworten wurden ent-
sprechend in MS Office Excel erfasst. Die statistische Auswertung erfolgte de-
skriptiv unter der Angabe von Mittelwert (MW) und Standardabweichung (SD).
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Tabelle 1:

Fragenkatalog zur Expertenbeteiligung am IQWiG-Bewertungsverfahren

Aussage-Nr. Thema

Wortlaut

1 Anzahl Bisher wurde bei vielen IQWiG-Bewertungen ein Experte einbe-
zogen. Diese Anzahl ist ausreichend.

2 Auswahl Die Auswahl der Experten durch das IQWiG aus der Sachverstan-
digen-Datenbank erfolgt transparent.

3 Information Fiir die Stellungnahme im Bewertungsprozess wurden mir aus-
reichend Hintergrundinformationen zur Verfligung gestellt.

4 Zeit Der vorgegebene Zeitraum war fur eine umfassende Formulie-
rung und Abgabe der Stellungnahme ausreichend.

5 Umfang Der IQWiG-Fragebogen fiir die Experten deckte alle relevanten
Themenbereiche fiir eine umfassende Stellungnahme ab.

6 Feedback Ich hatte Interesse an einer Riickmeldung durch das IQWiG zur
konkreten Verwendung meiner Stellungnahme in der finalen
Bewertung des IQWiG.

7 Transparenz Fiir ein transparentes IQWiG-Bewertungsverfahren sollte die
Information, wie die Stellungnahmen der Experten in die Bewer-
tung eingeflossen sind, im IQWiG-Bericht enthalten sein.

8 Beteiligung Ich wéare auch gern nach erfolgter Stellungnahme weiter in das
Bewertungsverfahren eingebunden worden.

9 Bedeutung IQWiG-Bewertungen sollten immer mit der Beteiligung von
externen Experten stattfinden.

10 Anhoérung Ich halte es fiir sinnvoll, neben der schriftlichen Stellungnahme
auch eine miindliche Stellungnahme abzugeben.

11 Beriicksichtigung Meine schriftliche Stellungnahme ist im Verfahren angemessen
beriicksichtigt worden.

12 Qualifikation Das angefragte Therapiegebiet deckte sich mit meinem medizi-
nisch-wissenschaftlichen Arbeits- bzw. Forschungsschwerpunkt.

13 Maochten Sie weitere Aspekte oder Kritikpunkte im Hinblick
auf lhre Expertenbeteiligung im IQWiG-Bewertungsverfahren
ergdnzen? Wir freuen uns liber lhre Anmerkungen.

Quelle:  IGES

3.3 Ergebnisse

Von den 46 Experten, die um eine Teilnahme an der anonymisierten Befragung ge-
beten wurden, beteiligten sich insgesamt 13 Experten. Das entsprach einer Riick-
laufquote von rund 28 %. Die Antworten gingen bis auf einen Fragebogen aus-
schlieBlich auf postalischem Weg in Papierform ein (Abbildung 1).
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Abbildung 1: IQWiG-Expertenbefragung: Ablauf

Quelle:  IGES

Die vollstandigen Ergebnisse je Teilnehmer der Expertenbefragung sind in Tabelle 2
dargestellt. Abbildung 2 veranschaulicht die Bewertungsmittelwerte fir die Aus-
sagen 1 bis 12 des Fragenkatalogs.
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Abbildung 2: Durchschnittliche Ergebnisse der Expertenbefragung
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Unter den Befragten herrscht fast ausnahmslos Einigkeit darlber, dass die
IQWiG-Bewertung grundsatzlich immer unter Beteiligung externer Experten statt-
finden sollte. Entsprechend wurde Aussage Nr. 9 (,,Bedeutung”) durchschnittlich
mit 8,77 bewertet (SD: 2,56). Zur Aussage, dass die Beteiligung eines Experten am
Bewertungsverfahren des IQWiG ausreichend sei, sind sich die Teilnehmer jedoch
uneinig (Aussage 1, ,,Anzahl”). Hier sind die Antworten ,,1“ (,trifft gar nicht zu“)
und ,10“ (,,trifft voll zu“) mehrfach vertreten (MW: 5,85; SD: 3,74). Hinsichtlich der
Frage zur Transparenz des Auswahlverfahrens (Aussage 2, ,,Auswahl“) waren alle
Bewertungsoptionen zwischen ,trifft gar nicht zu” und ,trifft voll zu” vertreten, mit
einem Bewertungsmittelwert von 4,69 (SD: 3,4). Dennoch ist der groRte Teil (MW:
8,15; SD: 3,26) der Befragten der Meinung, dass die Auswahl der Experten durch
das IQWiG kompetenzbezogen erfolgt und im jeweiligen Fall das angefragte Thera-
piegebiet sich mit dem medizinisch-wissenschaftlichen Arbeits- bzw. Forschungs-
schwerpunkt deckte (Aussage 12, ,,Qualifikation®).

Einige Experten kritisierten, dass ihnen nicht ausreichend Hintergrundinformatio-
nen zur Verfligung gestellt wurden (Aussage 3, , Information”). Die Teilnehmer be-
werten diese Aussage uneinheitlich, bei einem mittleren Wert von 5,92 (SD: 3,35).
Flr den Zeitraum, der zur Formulierung der Stellungnahme zur Verfligung steht,
ergibt sich im Mittel eine Tendenz, dass er eher zu kurz ist (MW: 6,15; SD: 2,73)
(Aussage 4, ,Zeit“). Ein Befragter empfahl einen Zeitraum von drei Wochenenden.
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Etwas mehr als die Hélfte der Experten wiirde es nicht fiir sinnvoll halten, neben
der schriftlichen auch eine mindliche Stellungnahme abzugeben (Aussage 10,
»Anhorung”; MW: 4,69; SD: 3,43). Wie Tabelle 2 jedoch zeigt, gab es auch drei
Experten, die diese Aussage mit ,, 10 (,trifft voll zu“) bewerten und eine derartige
Einbeziehung begriiBen wirden. Der inhaltliche Umfang des IQWiG-Fragebogens
wurde wiederum uneinheitlich bewertet. Mehr als die Halfte der Experten gewich-
teten Aussage 5 (,,Der IQWiG-Fragebogen fiir die Experten deckte alle relevanten
Themenbereiche fiir eine umfassende Stellungnahme ab“) mit mindestens , 7 —
also in Richtung ,trifft zu“, zwei Experten vergaben eine , 1“ (,trifft gar nicht zu“).
Die Auswertung aller Ergebnisse zu dieser Aussage fiihrt zu einem Bewertungsmit-
telwert von 6,15 (SD: 3,13).

Bezlglich der Einbeziehung der Expertenmeinungen in die Bewertung stimmt ein
GroRteil der Experten der Aussage zu, dass sie sich vom IQWiG eine Rickmeldung
dariber gewlinscht hatten, wie ihre Stellungnahme in der Bewertung konkret ein-
ging (Aussage 6, ,,Feedback”) (MW: 8,15; SD: 3,13). Ein GroRteil der Experten war
auBerdem der Ansicht, dass der IQWiG-Bericht zugunsten der Transparenz auch
Informationen dariiber enthalten sollte, wie die Stellungnahmen der Experten
in die Bewertungen eingeflossen sind (Aussage 7 ,Transparenz”; MW: 7,39; SD:
3,64). Zudem waren sie gerne nach erfolgter Stellungnahme weiterhin in den Be-
wertungsprozess eingebunden worden. Diese Aussage (Aussage 8, ,Bedeutung”)
wurde mit einem Mittelwert von 7,85 (SD: 2,67) bewertet. Die Spannweite der
Antwortkategorien liegt hier zwischen ,,2“ (Richtung ,trifft gar nicht zu“) und ,10“
(, trifft voll zu“), wobei die Bewertung ,trifft voll zu” fiinfmal genannt wurde.

Insgesamt bewerteten die Experten die Aussage, dass ihre schriftliche Stellung-
nahme im Verfahren angemessen beriicksichtigt wurde (Aussage 11, ,Beriicksich-
tigung”) nur mit durchschnittlich 5,17 (SD: 2,89), wobei einzelne auch eine hohe
Zustimmung zu der Aussage hatten. Ein Teilnehmer merkte hierzu erganzend an,
dass ihm eine Einschatzung der angemessenen Berlicksichtigung im IQWiG-Ver-
fahren nicht moglich sei, da seine Stellungnahme als Fachexperte im IQWiG-Be-
richt nicht erkennbar gewesen sei.
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3.4 Diskussion

Die Analyse der bisherigen Dossierbewertungen durch das IQWiG zeigt einen
deutlichen Mangel an Transparenz hinsichtlich der Einbindung von Experten auf.
Neben einem generischen Fragenkatalog sind lediglich Angaben zu Namen und In-
stitution der eingebundenen Experten sowie deren potenzielle Interessenkonflikte
veroffentlicht. Zu den Inhalten der von den Experten erhaltenen Informationen
oder zu deren Berlcksichtigung im Bewertungsprozess werden vom IQWiG keine
Angaben gemacht.

Kritik an dieser Intransparenz wird auch von den beteiligten Experten selber im
Rahmen der Befragung geduRRert. Wahrend die grundsatzliche Beteiligung von ex-
ternen Experten deutlich begriiSt wird, wird die Auswahl der Experten durch das
IQWIG als wenig transparent empfunden. Insbesondere aber besteht seitens der
Experten ein hohes Interesse, die Berlicksichtigung der Stellungnahme in der Dos-
sierbewertung des IQWiG zu erfahren und weiter in das Bewertungsverfahren ein-
gebunden zu werden. Die von vielen Fachgesellschaften gewiinschte (zusatzliche)
miuindliche Erérterung durch die externen Experten (AWMF 2014) halt nur ein Teil
der Befragten fir sinnvoll.

Flir die Experten war nicht erkenntlich, an welcher Stelle und in welchem Um-
fang ihre Stellungnahmen im Gutachten des IQWiG beriicksichtigt wurden. Der
Eindruck, dass die eigene Stellungnahme im Verfahren angemessen bertiicksichtigt
worden sei, wird in der Befragung nicht bestatigt.

Von wissenschaftlicher Seite wurde die Kritik geduRert, dass die Zahl an eingebun-
denen externen Experten zu gering sei (DGHO 2014). Dieser Aussage stimmen die
Teilnehmer der Umfrage nur teilweise zu. Die Kritik hinsichtlich mangelnden Fach-
wissens der Experten (DGUO 2014) hingegen haben die Teilnehmer der Befragung
nicht geteilt. Die meisten waren der Meinung, dass sie passend zu ihrer Qualifika-
tion befragt wurden.

Deutlich wird weiterhin, dass sich die Experten mehr Zeit und mehr Hintergrund-
informationen fiir die Stellungnahme wiinschen. Die vorgegebenen zeitlichen Fris-
ten werden teilweise als deutlich zu kurz empfunden.

Einer der befragten Experten wies zudem ausdriicklich auf die Problematik des
zu formulierenden Interessenkonflikts hin. Durch das IQWiG und die AWMF hatte
eine Ausweitung der Definition fiir einen Interessenskonflikt stattgefunden, sodass
zwangsweise jeder Arzt, der Patienten behandelt und Medizinprodukte bzw. Medi-
kamente verwendet, in einen Interessenkonflikt gerdt. Das kdnnte nach Meinung
des Experten dazu flhren, dass zukinftig nur noch Stellungnahmen von Methodi-
kern beim IQWIiG beriicksichtigt werden kdnnten.

Die durchgefiihrte Befragung zeigte deutlich auf, dass die Experten in einzelnen
Bereichen Verbesserungsbedarf sehen. Dies betrifft insbesondere eine starkere
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Einbindung in den Bewertungsprozess des IQWiG und eine hdhere Transparenz
der Ablaufe gegeniiber den Experten sowie ausreichend Zeit und Hintergrundin-
formationen, um eine adaquate Stellungnahme zu verfassen.

3.5 Limitation

Eine Ricklaufquote von 28 % ist fiir eine postalische bzw. online durchgefihrte
Befragungsstudie positiv zu bewerten. Die Reprasentativitat der Ergebnisse ist je-
doch durch die geringe Anzahl von beantworteten Fragebdgen limitiert. Vor allem
Aussagen, die von den Teilnehmern sehr heterogen bewertet wurden, fiihren zu
einer geringen Aussagekraft der Bewertungsmittelwerte.

Tendenziell machen die Ergebnisse jedoch deutlich, dass eine Uberarbeitung des
Prozesses der Experteneinbindung erforderlich ist.
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4. Beteiligung von Patientenvertretern an der frithen
Nutzenbewertung

Patientenvertreter konnen sich an verschiedenen Stellen im Verfahren der friihen
Nutzenbewertung beteiligen: Bei der Dossierbewertung durch das IQWiG kénnen
sie ihre Perspektive zur Erkrankung und Behandlung per standardisiertem Frage-
bogen darlegen (IQWiG 2015b). Des Weiteren haben sie die Moglichkeit, sich am
Stellungnahmeverfahren des G-BA zu beteiligen.

4.1 Beteiligung bei der Dossierbewertung des IQWiG

Eine Beteiligung von Betroffenen im Rahmen der Dossierbewertung beim IQWiG
erfolgt schriftlich auf der Basis eines speziellen Fragebogens. Fiir die Einbindung
von Patientenvertreten bei der Dossierbewertung des IQWiG besteht im Gegen-
satz zur Beteiligung am Stellungnahmeverfahren beim G-BA (siehe Abschnitt 4.2)
zwar keine gesetzliche Verpflichtung. Sie soll jedoch sicherstellen, dass die Patien-
tenperspektive bei der Bewertung des IQWiG einflieft.

4.1.1 Auswahl der Betroffenen und zeitlicher Ablauf

Nach Erteilung des Auftrags durch den G-BA leitet das IQWiG einen , Fragebogen
fir die Beteiligung von Betroffenen bei der friihen Nutzenbewertung” (IQWiG
2015b) an den Sprecher des Koordinierungsausschusses der mafigeblichen Patien-
tenorganisationen nach § 140 f SGB V. Dieser gibt den Fragebogen an Patientenor-
ganisationen weiter, die von der entsprechenden Erkrankung betroffene Patienten
vertreten.

Die Patientenorganisationen miissen innerhalb von 15 Arbeitstagen den Fragebo-
gen ausflllen und elektronisch oder postalisch an das IQWiG libersenden. Eine
Einreichung der unterschriebenen Originale muss binnen zehn weiterer Arbeitsta-
ge erfolgen.

4.1.2 Fragebogen fiir die Beteiligung von Betroffenen bei der frithen
Nutzenbewertung

Auf Basis des vom IQWiG entwickelten Fragebogens sollen Informationen iber die
Erkrankung und deren Behandlung aus Sicht der Patientenvertreter tGbermittelt
werden (IQWiG 2015b). Im Fokus des Fragebogens stehen Fragen zur Erkrankung
und Behandlung, wobei eine Hauptfrage durch weiter differenzierende Unter-
fragen unterstiitzt wird (IQWiG 2013). Diese missen jedoch nicht im Einzelnen
beantwortet werden, sondern dienen lediglich dazu, die jeweilige Hauptfrage zu
konkretisieren.
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Mit der Beantwortung der Fragen werden Informationen zur zweckmaRigen Ver-
gleichstherapie, patientenrelevanten Endpunkten, Nebenwirkungen von besonde-
rem Interesse sowie Patientensubgruppen gegeben sowie zu weiteren Aspekten,
die aus Sicht der Betroffenen relevant sind. Zudem beinhaltet der Fragebogen auch
Fragen und Antworten, die Rahmenbedingungen fiir die Berlicksichtigung der Pati-
entenperspektive klaren sollen (IQWiG 2015b).

Weitere Aspekte des Fragebogens sind administrative Angaben, Informationen
zum Arzneimittel sowie Kontaktdaten zur Person, die den Fragebogen ausgefullt
hat. Darliber hinaus sind Angaben zu potenziellen Interessenkonflikten offenzu-
legen. Des Weiteren ist eine Einverstandniserklarung zu unterzeichnen fir die
Moglichkeit, Informationen aus den Angaben im Fragebogen zu veroffentlichen.
Eine Vergltung oder finanzielle Aufwandsentschadigung fiir die Beteiligung erfolgt
nicht.

4.1.3 Verdffentlichung von AuBerungen der Patientenvertreter

In der vom IQWiG vero6ffentlichten Dossierbewertung sind die Antworten der Pa-
tientenvertreter nicht enthalten. Ob und in welcher Weise die zur Verfligung ge-
stellten Informationen in die Bewertung des Instituts einflieBen, bleibt unklar. Die
offengelegten Interessenkonflikte werden unter Angabe des Namens des Patien-
tenvertreters bzw. der Patientenorganisation ohne Angabe konkreter Partner oder
Hohen von Zuwendungen genannt.

Auf Wunsch erhalten die beteiligten Patientenvertreter eine Riickmeldung zu ih-
rem ausgefullten Fragebogen (IQWiG 2015b). Dazu kénnen sie sich nach Veroffent-
lichung der Dossierbewertung an das IQWiG wenden.

Der folgende Abschnitt gibt eine Ubersicht zur Beteiligung von Patientenvertretern
bei der Dossierbewertung des IQWiG in allen Verfahren, die bis zum 06.08.2015
abgeschlossen wurden.

4.1.4 Teilnahme der Patientenvertreter an den Dossierbewertungen des IQWiG

Die Analyse der Beteiligungen der Patientenvertreter erfolgte auf der Basis der
Dossierbewertungen des IQWiG. Dazu wurden die eingebundenen Patienten bzw.
Patientenorganisationen anhand der in dem Dossier dargelegten Angaben zu Inte-
ressenkonflikten identifiziert.

Bei den insgesamt 136 Verfahren, die bis zum 06.08.2015 abgeschlossen wurden,
erfolgte in 104 Verfahren eine Dossierbewertung durch das IQWiG (darunter vier
fur Orphan Drugs). Bei 59 (56,7 %) dieser Bewertungen erfolgte eine Beteiligung
von mindestens einer der in Tabelle 3 aufgeflihrten Patientenorganisation an der
IQWiG-Bewertung. Dies beinhaltet auch zwei Verfahren flir Orphan Drugs.
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Tabelle 3 zeigt, welche Patientenorganisationen von der Moglichkeit Gebrauch ge-
macht haben, sich in die Dossierbewertung des IQWiG einzubringen. Dabei war
der Deutsche Diabetiker Bund e. V. (DDB) mit 14 Beitragen die aktivste Organi-
sation, gefolgt von der Deutschen Multiple Sklerose Gesellschaft, Bundesverband
e. V. (DMSG) (sieben Beitrage) und dem Bundesverband Prostatakrebs Selbsthilfe
e. V. (BPS) (sechs Beitrage). Die Anzahl der Beitrage der Ubrigen Patientenorga-
nisationen mit Beteiligung im Rahmen der IQWiG-Bewertung sind der Tabelle zu
entnehmen.

Bei dem Uberwiegenden Teil der Verfahren (n = 51) beteiligte sich lediglich eine
Patientenorganisation je Verfahren, bei sechs der 59 Verfahren haben sich je zwei
und in zwei Verfahren je 3 Patientenorganisationen eingebracht (ohne Abbildung).
Insgesamt wurden somit 69 AuRerungen der genannten Organisationen ermittelt.

Tabelle 3: Beteiligung von Patientenvertretern im Rahmen der IQWiG-Bewertung

Patientenorganisation Kiirzel Anzahl Beitrage (n)
Name
Deutscher Diabetiker Bund e. V. DDB 14
Deutsche Multiple Sklerose Gesellschaft, Bundesver- DMSG 7
bande. V.
Bundesverband Prostatakrebs Selbsthilfe e. V. BPS 6
Deutsche Aids-Hilfe e. V. DAH 5
PRO RETINA Deutschland e. V. PRD 5
Deutscher Blinden- und Sehbehindertenverband e. V. DBSV 3
Frauenselbsthilfe nach Krebs e. V. FSH/FSH 3

nach Krebs

e. V.

Patientenliga Atemwegserkrankungen e. V. PAE 3
Bund zur Férderung Sehbehinderter e. V. BFS 2
Selbsthilfegruppe C-Zell-Karzinom e. V. CZK 2
Deutsche Hamophiliegesellschaft zur Bekampfung DHG 2
von Blutungskrankheiten e. V.
Deutsche Leberhilfe e. V. DLH 2

Deutsche ILCO e. V. ILCO 2
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Patientenorganisation Kiirzel Anzahl Beitrage (n)
Name

Ohne Schilddriise Leben e. V. osL 2
ADHS Deutschland e. V. ADHS 1
Bundesverband Niere e. V. BVN 1
Deutsche Morbus Crohn/Colitis ulcerosa Vereinigung DCCV 1
e. V.

Deutsche Epilepsievereinigung e. V. DEV 1
Deutscher Psoriasis Bund e. V. DPB 1
Dupuytren e. V. DUP 1
Guttempler in Deutschland GTD 1
Selbsthilfe Initiative HFl e. V. HFI 1
Interessengemeinschaft Himophiler e. V. IGH 1
Lupus Erythematodes Selbsthilfegemeinschaft e. V. LES 1
mpn-netzwerk e. V. MPN 1

Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis der IQWIG-Dossierbewertungen

4.2 Beteiligung am Stellungnahmeverfahren des G-BA

Entsprechend der gesetzlichen Regelung nach § 140f SGB V haben Patienten
grundsatzlich die Moglichkeit zur Beteiligung bei Verfahren des G-BA (vfa 2015).
Patientenvertreter konnen schriftliche Stellungnahmen zur Nutzenbewertung ein-
reichen und an der anschlieBenden miindlichen Anhorung teilnehmen.

Welche Patientenorganisationen zu einer Stellungnahme im Verfahren zur friihen
Nutzenbewertung berechtigt sind, ist durch die Verfahrensordnung des G-BA ge-

regelt (G-BA 2015b).

Nach MaRgabe der sogenannten Patientenbeteiligungsverordnung sind aktuell
folgende Patienten-, Selbsthilfe- und Verbraucherschutzorganisationen berechtigt,
Patientenvertreter zur Mitwirkung im G-BA zu benennen (G-BA 2015d):
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Deutscher Behindertenrat (DBR),

BundesArbeitsGemeinschaft der Patientinnenstellen (BAGP),

Deutsche Arbeitsgemeinschaft Selbsthilfegruppen e. V.

Verbraucherzentrale Bundesverband e. V.

Die benannten Patientenorganisationen sind mit Mitgliedern im malgeblichen
Unterausschuss Arzneimittel des G-BA vertreten und nehmen in dieser Funktion
auch an der miindlichen Anhorung teil. Sie haben jedoch kein eigenes Stimmrecht.

Weitere Patientenorganisationen, die nicht Mitglied der genannten Verbande sind,
konnen auf Antrag durch das Bundesministerium fiir Gesundheit (BMG) als maR-
gebliche Organisationen auf Bundesebene anerkannt werden und damit ein Mit-
wirkungsrecht erlangen (www.g-ba.de/institution/struktur/patientenbeteiligung).
Welche Kriterien die Organisationen erfiillen miissen, um vom BMG als maligeb-
liche Interessenvertretung anerkannt zu werden, sind in der sogenannten Patien-
tenbeteiligungsverordnung festgelegt. Der folgende Abschnitt gibt eine Ubersicht
zur Beteiligung von Patientenvertretern in ihrer Rolle als Mitglied des G-BA in allen
Verfahren, die bis zum 06.08.2015 abgeschlossen wurden.

4.2.1 Teilnahme der Patientenvertreter an Stellungnahmeverfahren des G-BA

Die Analyse der Beteiligungen der Patientenvertreter erfolgte auf der Basis der
Wortprotokolle der jeweiligen mindlichen Anhérung, das nach der Beschlussfas-
sung auf der Homepage des GB-A veroffentlicht wird.

Hierbei ist jedoch zu berlicksichtigen, dass darin lediglich die angemeldeten Teil-
nehmer mit Namen und Funktion aufgefiihrt werden. Vertreter der sogenannten
Banke (Kassen- und Kassenzahnarztliche Bundesvereinigungen, Deutsche Kranken-
hausgesellschaft, Spitzenverband Bund der gesetzlichen Kassen) sowie nicht ange-
meldete Personen (wie z. B. Mitarbeiter des IQWiG) werden im Protokoll nicht
namentlich aufgefiihrt. Diese Personen werden nur im Fall einer miindlichen Au-
Rerung unter Nennung ihres Namens im Protokoll erwdhnt. Daher ist anhand des
Wortprotokolls unter Umstdanden nicht bei allen Personen ersichtlich, in welcher
Funktion sie sich geduRert haben. Eine vollstdndige Transparenz ist somit trotz Ver-
offentlichung eines Wortprotokolls nicht gewahrleistet.

Wie Tabelle 4 zeigt, hat sich im Uberwiegenden Teil der Verfahren (n = 94 bzw.
69,1 %) mindestens ein Patientenvertreter im Rahmen der miindlichen Anhérung
geduRert. Flr 35 Verfahren (25,7 %) konnte keine Beteiligung eines Patientenver-
treters ermittelt werden. Fir sieben Verfahren (5,1 %) ist die Beteiligung eines
Patientenvertreters unsicher, da anhand der Wortprotokolle und eigenen Recher-
chen nicht eindeutig identifiziert werden konnte, ob die Beteiligung eines Patien-
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tenvertreters erfolgte. Entsprechend des Wortprotokolls der betreffenden Verfah-
ren haben sich zwar Personen geduRert, die keinen der Banke zugeordnet werden
konnten. Es konnte jedoch nicht eindeutig ermittelt werden, ob es sich dabei um
einen Patientenvertreter handelte.

Tabelle 4: Teilnahme der Patientenvertreter (n = 136 Verfahren)

Beteiligung von Patientenvertretern Verfahren

Anzahl (n) Anteil (%)
Ja 94 69,1
Nein 35 25,7
Unsicher 7 5,2

Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis des G-BA (Wortprotokolle)

Insgesamt zeigen die Zahlen, dass die Patientenvertreter nicht nur stille Beisitzer
am Verfahren der friihen Nutzenbewertung sind, sondern sich aktiv an der Diskus-
sion beteiligen. Ob die Patientenvertreter aber letztlich ein entscheidendes Ge-
wicht im Unterausschuss Arzneimittel haben, Idsst sich daraus nicht ableiten. Da
sie kein Stimmrecht besitzen, kann ihr Einfluss nur indirekt sein.

4.3 Diskussion

Die Analyse der bisherigen durch das IQWiG vorgenommenen Dossierbewertun-
gen zeigt — wie bereits flr die Einbindung der Experten festgestellt —in Hinblick auf
die Berucksichtigung der Stellungnahmen der Betroffenen deutliche Mangel an
Transparenz (vgl. Kapitel 3.4). Veroffentlicht ist lediglich der fiir die Dossierbewer-
tung entwickelte standardisierte Fragebogen, auf dessen Basis die Beteiligung der
Betroffenen erfolgt. Zu den Inhalten der von den Patientenvertretern erhaltenen
Informationen oder dazu, inwieweit diese in die Dossierbewertung eingeflossen
sind, werden vom IQWiG keine Angaben gemacht. Die beteiligten Patientenvertre-
ter haben lediglich die Moglichkeit, nach Veroffentlichung der Dossierbewertung
auf Anfrage eine Rickmeldung zu ihrem ausgefillten Fragebogen zu erhalten. An-
gaben zu Namen und Organisation der eingebundenen Patientenvertreter finden
sich anhand der potenziellen Interessenkonflikte, die im Dossier veroffentlicht
werden.

Kritik an der mangelnden Transparenz wird vonseiten der Patientenorganisationen
beispielsweise vom Deutschen Diabetiker Bund e. V. (DDB) gelibt (Diabetes News
2016) (www.diabetikerbund.de). Der DDB bemangelt, dass die ,realitdtsbezogene
Betroffenenkompetenz” vom IQWiG nicht beachtet wiirde und nicht erkennbar
sei, dass die Meinung der Betroffenen in die Empfehlungen des Instituts einflief3t.
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Auch kritisiert der DDB, dass bei Bewertung der Patientenrelevanz nicht der Bezug
zum Lebensalltag der Patienten berlicksichtigt wiirde, sondern dass vielmehr the-
oretische und 6konomische Faktoren eine Rolle spielten. Ein weiterer Kritikpunkt
richtet sich gegen den zeitlichen Ablauf des gesamten Verfahrens. Aus Sicht der Bun-
desarbeitsgemeinschaft Selbsthilfe von Menschen mit Behinderung und chronischer
Erkrankung und ihren Angehorigen e. V. (BAG Selbsthilfe) kann die Beteiligung der
ehrenamtlich arbeitenden Patientenvertreter sowohl im IQWiG-Verfahren wie auch
im Rahmen des Stellungnahmeverfahrens beim G-BA aufgrund der knappen Bear-
beitungsfristen nur mit Mihen bewerkstelligt werden (Danner 2012).

Auch zur Teilnahme der Patientenvertreter an Stellungnahmeverfahren des G-BA
ist die Transparenz zu bemadngeln. Etwaige eingereichte schriftliche Stellungnah-
men der Patientenorganisationen beim G-BA sind nicht veroffentlicht. In den Wort-
protokollen der miindlichen Anhorung sind lediglich die angemeldeten Teilnehmer
mit Namen und Funktion aufgefihrt, wahrend nicht angemeldete Personen im
Protokoll nur dann namentlich aufgefiihrt werden, wenn sie sich mit einer miindli-
chen AuRerung unter Nennung ihres Namens beteiligt haben. Ob es sich dann um
einen Patientenvertreter handelt, kann nicht immer eindeutig zugeordnet werden.
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5. Beteiligung von Fachgesellschaften und der AkdA an
der frithen Nutzenbewertung

5.1 Formale Anforderungen und Ablauf

Im Rahmen der friihen Nutzenbewertung von Arzneimitteln ist die Einbindung von
Drittmeinungen bei der Beschlussfassung durch den G-BA vorgesehen. Die Einbin-
dung erfolgt entsprechend der Verfahrensordnung des G-BA in Form von schriftli-
chen oder schriftlichen und mindlichen Stellungnahmen (G-BA 2015b).

Zur Stellungnahme berechtigt sind:

e Sachverstindige der medizinischen und pharmazeutischen Wissenschaft
und Praxis

e Spitzenorganisationen der pharmazeutischen Unternehmer (pU)
e von der Nutzenbewertung betroffene pU
e Berufsvertretungen der Apotheker auf Bundesebene

e Dachverbidnde der Arztegesellschaften der besonderen Therapierichtungen
auf Bundesebene

5.1.1 Verfahren zur Stellungnahme

Das gesetzliche Stellungnahmeverfahren beginnt mit Veroffentlichung der Nut-
zenbewertung durch den G-BA auf dessen Internetseite. Die zur Stellungnahme
Berechtigten kénnen ihre Stellungnahme innerhalb einer Frist von drei Wochen
entsprechend den Vorgaben des G-BA schriftlich einreichen. Die Nutzenbewertung
des IQWiG bzw. des G-BA (insbesondere im Falle von Orphan Drugs) und die Mo-
dule 1 bis 4! des eingereichten Dossiers des pU werden den Stellungnehmern fir
die schriftliche sowie die miindliche Anhérung zur Verfligung gestellt. Zugleich sind
die Unterlagen ab diesem Zeitpunkt auch liber die Homepage des G-BA abrufbar.

Fir die schriftliche Stellungnahme ist das ,,Formular zur Abgabe einer schriftlichen
Stellungnahme zur Nutzenbewertung” zu verwenden, das Uber die Homepage des
G-BA zum Download zur Verfligung steht (G-BA 2013b).

1 Das Dossier umfasst eine Zusammenfassung (Modul 1), allgemeine Angaben zum Arznei-
mittel (Modul 2), Angaben insb. zur ZVT, Anzahl Patienten und Kosten (Modul 3), Methodik,
relevante Patientengruppen mit Zusatznutzen (Modul 4), Literatur und andere Unterlagen
(Modul 5). Modul 5 wird nicht veréffentlicht.
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AnschlieBend und vor der Beschlussfassung durch den G-BA erhalten die Stellung-
nehmer die Gelegenheit, sich auch in miindlicher Form zu der Nutzenbewertung zu
auBern, sofern bereits eine schriftliche Stellungnahme im Rahmen des Verfahrens
erfolgt ist (G-BA 2016). An der miindlichen Anhérung kdnnen die Sachverstandigen
teilnehmen sowie maximal je zwei Vertreter der oben genannten Organisationen
bzw. der zur Stellungnahme berechtigten pU, deren Arzneimittel nicht bewertet
wird. Der pU, dessen Arzneimittel bewertet wird, darf mit maximal vier Vertretern
an der mindlichen Anhorung teilnehmen.

Die miindliche Anhorung ersetzt dabei nicht die schriftliche Stellungnahme, son-
dern soll diese um Aspekte ergidnzen, die sich zeitlich erst nach Einreichen des
Dossiers ergeben haben. Auch besteht die Mdoglichkeit, Unklarheiten, die sich aus
der schriftlichen Stellungnahme ergeben haben, im Rahmen des mindlichen Ver-
fahrens zu klaren.

5.1.2 Beschlussfassung und Veréffentlichung von Dokumenten

Die schriftlich und mindlich abgegebenen Stellungnahmen werden laut Verfah-
rensordnung in die Entscheidung (iber die Beschlussfassung der Nutzenbewertung
einbezogen (G-BA 2015b). Der G-BA gibt nach Abschluss der Beratungen auf Ba-
sis der Nutzenbewertung und der eingegangenen Stellungnahmen die Ergebnisse
der Bewertung und die Beschlussfassung innerhalb von drei Monaten nach Ver-
offentlichung der Nutzenbewertung liber seine Homepage bekannt (G-BA 2016).
Die Ergebnisse des Stellungnahmeverfahrens sind dabei Teil der veroffentlichten
Dokumente. Seitens des G-BA ist nur fiir einen Teil der Verfahren (54 %) die zusam-
menfassende Dokumentation verfligbar und somit eine Transparenz lGber samt-
liche eingegangenen Stellungnahmen vorhanden. Anhand der Wortprotokolle
der mindlichen Anhoérung wird jedoch meistens ersichtlich, welche Parteien eine
Stellungnahme erarbeitet haben, sodass eine gezielte Recherche auf deren Home-
pages moglich ist. Es ist demnach ein eigenstandiger Aufwand zu betreiben, um
Informationen liber die eingegangenen Stellungnahmen zu erhalten. Weiterhin
veroffentlichen nur wenige Fachgesellschaften ihre Stellungnahmen systematisch.

5.2 Methodik

Auf Basis der Dokumente zu den Anhorungsverfahren des G-BA sowie Veroffentli-
chungen der FG bzw. der AkdA erfolgte eine quantitative Analyse der schriftlichen
und miindlichen Stellungnahmen, die von Fachgesellschaften und der AkdA vorge-
nommen wurden. Es wurden alle Stellungnahmen in die Analyse einbezogen, zu
denen eine Teilnahme an einer Anhorung erfolgte und/oder fir die der Wortlaut
der schriftlichen Stellungnahme durch den G-BA, die FG oder die AkdA 6ffentlich
zuganglich gemacht wurde (Stichtag 06.08.2015). Die Teilnahme an einer mundli-
chen Anhorung setzt voraus, dass eine schriftliche Stellungnahme innerhalb des
betreffenden Verfahrens erfolgt ist. Daher kann angenommen werden, dass die
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Zahl schriftlicher Stellungnahmen mindestens der Anzahl miindlicher Beteiligun-
gen entspricht. Allerdings ist fir die folgenden Darstellungen zu bericksichtigen,
dass —im Gegensatz zu mindlichen Stellungnahmen — nicht alle schriftlichen Stel-
lungnahmen im Rahmen des Verfahrens vom G-BA vollstandig hinterlegt sind. So-
mit kann es bei den dargestellten Ergebnissen zu Diskrepanzen hinsichtlich der
Anzahl schriftlicher und mindlicher Stellungnahmen kommen.

5.3 Ergebnisse

Der folgende Abschnitt gibt einen Uberblick tiber die Anzahl der bisher durchge-
fihrten Verfahren zur friihen Nutzenbewertung sowie Uber die Beteiligung der
AkdA bzw. der Fachgesellschaften in Form schriftlicher bzw. miindlicher Stellung-
nahmen.

Bis zum 06.08.2015 wurden 153 Verfahren abgeschlossen. Ausgeschlossen wurden
Verfahren, die in Eingruppierung in eine Festbetragsgruppe mindeten oder we-
gen Geringflgigkeit oder aus anderen Griinden eingestellt wurden (17 Verfahren).
Insgesamt waren somit 136 Verfahren zur friihen Nutzenbewertung regular abge-
schlossen (Ubersicht der Verfahren: Tabelle 37 im Anhang A7). In die quantitative
Analyse flossen zum einen alle Verfahren ein, fir die mindestens eine schriftliche
und/oder miindliche Stellungnahme der AkdA oder einer FG &ffentlich zuginglich
war. Bei 74 Verfahren (54 %) veroffentlichte der G-BA eine ,,Zusammenfassende
Dokumentation®. Lediglich flir diese Verfahren sind samtliche schriftlichen Stel-
lungnahmen eindeutig bekannt. Bei 51 weiteren Verfahren erfolgte zu Beginn der
mindlichen Anhérung eine Auflistung aller Parteien, die eine schriftliche Stellung-
nahme abgegeben hatten, und wenn moglich wurden die entsprechenden Doku-
mente Uber die Webseiten der FG besorgt. Bei den restlichen elf Verfahren sind
nur die Stellungnehmer bekannt, die auch bei der miindlichen Anhérung anwe-
send waren. Hier ist also eine Untererfassung moglich. Somit sind bei der Half-
te der Verfahren aufgrund einer fehlenden zusammenfassenden Dokumentation
mogliche Unvollstandigkeiten bei der inhaltlichen Analyse zu beriicksichtigen.

Werden alle verfligbaren Stellungnahmen (schriftlich oder miindlich) in die Analy-
se einbezogen, hat die AkdA an insgesamt 50 Verfahren teilgenommen. Fiir zwei
Verfahren war keine schriftliche, sondern nur eine miindliche Stellungnahme der
AkdA verfiigbar, fiir sechs Verfahren konnten nur schriftliche Stellungnahmen er-
mittelt werden. Betrachtet man die offentlich zuganglichen Stellungnahmen ge-
trennt nach schriftlicher oder miindlicher Stellungnahme, hat sich die AkdA an
insgesamt 48 Verfahren mit einer schriftlichen — sowie an 44 Verfahren mit einer
mundlichen Stellungnahme beteiligt (Tabelle 5). Dies entspricht einem Anteil von
35 % bzw. 32 % an allen bis zum Stichtag abgeschlossenen Verfahren.

Eine schriftliche oder miindliche Stellungnahme von mindestens einer FG wurde
flr insgesamt 112 Verfahren ermittelt. Fiir acht Verfahren konnte nur eine schrift-
liche Stellungnahme von FG ermittelt werden. Betrachtet man die offentlich zu-
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ganglichen Stellungnahmen getrennt nach schriftlicher oder miindlicher Stellung-
nahme, haben sich die FG an insgesamt 112 Verfahren (82 %) mit schriftlichen
Stellungnahmen bzw. an 104 Verfahren (76 %) miindlich gedufRert. FG beteiligten
sich somit an mehr als doppelt so vielen Verfahren wie die AkdA. Im Rahmen der
136 in die Analyse eingeschlossenen Verfahren wurden insgesamt 232 Stellung-
nahmen in schriftlicher Form sowie 186 miindliche Stellungnahmen durch die FG
ermittelt. Dies entspricht einer mittleren Beteiligung von 1,7 FG (schriftlich) bzw.
1,4 FG (mundlich) pro Verfahren.

Tabelle 5: Beteiligung der AkdA sowie von FG an den G-BA-Verfahren in Form
schriftlicher und mindlicher Stellungnahmen

Stellungnehmer Anzahl der Teilnahmen Stellungnahmen pro Verfahren
(Anteil an allen Verfahren)

schriftlich mindlich schriftlich mindlich
AkdA 48 (35 %) 44 (32 %) - -
FG 112 (82 %) 104 (76 %) 1,7 1,4

Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis G-BA und Internetseiten der Fachgesellschaften bzw. AkdA

Insgesamt haben sich 60 FG mit Stellungnahmen (schriftlich bzw. schriftlich sowie
mindlich) an den Verfahren zur friithen Nutzenbewertung beteiligt. Die Anzahl der
Stellungnahmen lag zwischen einer und mehr als 40 Stellungnahmen je FG. Die
Mehrheit der FG hat insgesamt eine schriftliche und mindliche Stellungnahme
eingereicht (Abbildung 3).
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Abbildung 3: Anzahl Stellungnahmen je Fachgesellschaft
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Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis G-BA und Internetseiten der Fachgesellschaften

5.3.1 Ubersicht der stellungnehmenden Fachgesellschaften

Abbildung 4 zeigt fir die zehn aktivsten FG (bemessen an der Anzahl mindlicher
Stellungnahmen) die Anzahl der schriftlichen bzw. mindlichen Stellungnahmen.
Davon wurden die meisten Stellungnahmen durch die DGHO (Deutsche Gesell-
schaft flir Hdmatologie und Onkologie) eingereicht, die in 45 Verfahren sowohl
schriftlich als auch miindlich Stellung genommen hat. Die DDG (Deutsche Diabetes
Gesellschaft) war mit 19 schriftlichen und 18 miindlichen Stellungnahmen die am
zweithdufigsten vertretene FG, gefolgt von der DGVS (Deutsche Gesellschaft fir
Gastroenterologie, Verdauungs- und Stoffwechselkrankheiten) mit 15 schriftlichen
bzw. 14 mindlich Stellungnahmen. Diese Verteilung spiegelt neben der Aktivitat
der FG zugleich die Haufigkeit entsprechender Indikationen wider, fir die eine
frihe Nutzenbewertung bzw. ein weiteres Verfahren nach Fristablauf oder Erwei-
terung der Zulassung durchgefiihrt wurde, namlich Arzneimittel zur Behandlung
onkologischer Erkrankungen, Antidiabetika und Wirkstoffe zur Behandlung der
chronischen Hepatitis C.
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Abbildung 4: Anzahl der Stellungnahmen (schriftlich bzw. mindlich) je FG
(dargestellt sind die 10 aktivsten FG)
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Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis G-BA und Internetseiten der Fachgesellschaften

Tabelle 6 stellt eine Ubersicht (ber alle FG dar, die Stellungnahmen eingereicht
haben, und gibt a Rahn, mit welcher Haufigkeit eine schriftliche bzw. miindliche
Beteiligung erfolgte. Immen der 136 in die Analyse eingeschlossenen Verfahren
wurden insgesamt 232 Stellungnahmen in schriftlicher Form sowie 186 mundliche
Stellungnahmen durch die in Tabelle 2 aufgefiihrten FG ermittelt.
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Tabelle 6: Anzahl der Stellungnahmen (schriftlich bzw. mindlich) je FG

Kiirzel Name der FG Anzahl der Stellungnahmen
schriftlich miindlich

DGHO Deutsche Gesellschaft fir Himatologie und Onkologie 45 45
e. V.

DDG Deutsche Diabetes Gesellschaft e. V. 19 18

DGVS Deutsche Gesellschaft fiir Gastroenterologie, Verdau- 15 14
ungs- und Stoffwechselkrankheiten e. V.

dagna Deutsche Arbeitsgemeinschaft niedergelassener Arzte 14 11
in der Versorgung HIV-Infizierter e. V.

DGIM Deutsche Gesellschaft fir Innere Medizin e. V. 12 10

BVND Bundesverband Niedergelassener Diabetologen e. V. 11 7

bng Berufsverband Niedergelassener Gastroenterologen 8 8
Deutschlands e. V.

ADO Arbeitsgemeinschaft Dermatologische Onkologie der 6 6
DDG und der DKG

DGP Deutsche Gesellschaft fiir Pneumologie und Beat- 6 4
mungsmedizin e. V.

DOG Deutsche Ophthalmologische Gesellschaft e. V. 6 5

BVA Berufsverband der Augenarzte Deutschlands e. V. 5 2

DAIG Deutsche AIDS Gesellschaft e. V. 5 5

DGfE Deutsche Gesellschaft fiir Epileptologie e. V. 4 4

GTH Gesellschaft fir Thrombose- und Hamostaseforschung 4 4
e. V.

DGN Deutsche Gesellschaft fiir Neurologie e. V. 4 3

AlO Arbeitsgemeinschaft Internistische Onkologie in der 4 2
DKG V

RG Retinologische Gesellschaft e. V. 4 2

AGO Arbeitsgemeinschaft Gynékologische Onkologie der 3 2
Deutschen Gesellschaft fiir Gyndkologie und Geburts-
hilfe (DGGG) und der DKG

DGE Deutsche Gesellschaft fir Endokrinologie e. V. 3 1

DKG Deutsche Krebsgesellschaft e. V. 3 2




IGES

45

Kiirzel Name der FG Anzahl der Stellungnahmen
schriftlich miindlich

DGU Deutsche Gesellschaft fur Urologie e. V. 3 0

DGPPN Deutsche Gesellschaft fiir Psychiatrie und Psychothe- 2 2
rapie, Psychosomatik und Nervenheilkunde e. V.

DL Deutsche Leberstiftung 2 2

AND Arbeitsgemeinschaft niedergelassener Diabetologen 2 1
far Fort- und Weiterbildung in der DDG

DDG Deutsche Dermatologische Gesellschaft e. V. 2 1

DGA Deutsche Gesellschaft fiir Angiologie/Gesellschaft fur 2 1
GefdalRmedizin e. V.

DGK Deutsche Gesellschaft fiir Kardiologie — Herz- und 2 1
Kreislaufforschung e. V.

DGN Deutsche Gesellschaft fir Nuklearmedizin e. V. 2 1

BDDH Berufsverband der Deutschen Hamostaseologen e. V. 2 0

DMSG Deutsche Multiple Sklerose Gesellschaft e. V. 2 0

AGUB Arbeitsgemeinschaft Urogynakologie und plastische 1 1
Beckenbodenrekonstruktion e. V. der DGGG

AUO Arbeitsgemeinschaft Urologische Onkologie der DKG 1 0
und Arbeitskreis Urologische Onkologie der DGU

BAG Bundesarbeitsgemeinschaft der Leitenden Klinikarzte 1 1
fiir Kinder- und Jugendpsychiatrie, Psychosomatik und
Psychotherapie e. V.

BDRh Berufsverband Deutscher Rheumatologen e. V. 1 1

BDU Berufsverband Deutscher Urologen e. V. 1 1

BKJPP Berufsverband fiir Kinder- und Jugendpsychiatrie, Psy- 1 1
chosomatik und Psychotherapie in Deutschland e. V.

BVKJ Berufsverband der Kinder- und Jugendarzte e. V. 1 1

DACH DeAeCH-Gesellschaft Préavention von Herz-Kreis- 1 1
lauf-Erkrankungen e. V.

DGFF Deutsche Gesellschaft zur Bekampfung von Fett- 1 1
stoffwechselstérungen und ihren Folgeerkrankungen
(Lipid-Liga) e. V.

DGfN Deutsche Gesellschaft fiir Nephrologie e. V. 1 1




46 IGES

Kiirzel Name der FG Anzahl der Stellungnahmen

schriftlich miindlich

DGH Deutsche Gesellschaft fir Handchirurgie e. V. 1 1

DGl Deutsche Gesellschaft flr Infektiologie e. V. 1 1

DGKIJP Deutsche Gesellschaft fur Kinder- und Jugendpsychiat- 1 1
rie, Psychosomatik und Psychotherapie e. V.

DGMKG Deutsche Gesellschaft fir Mund-, Kiefer- und Gesicht- 1 1
schirurgie e. V.

DGNM Deutsche Gesellschaft fiir Neurogastroenterologie und 1 1
Motilitat e. V.

DGPRAC Deutsche Gesellschaft der Plastischen, Rekonstrukti- 1 1
ven und Asthetischen Chirurgen

DGRh Deutsche Gesellschaft fiir Rheumatologie e. V. 1 1

DTG Deutsche Transplantationsgesellschaft e. V. 1 1

IKAM Initiative Arzneimittel fur Kinder e. V. 1 1

DVPZ Dachverband der Prostatazentren Deutschlands e. V. 1 1

MDGP Mitteldeutsche Gesellschaft fiir Pneumologie und 1 1
Thoraxchirurgie e. V.

NipD Netzwerk interdisziplinare padiatrische Dermatologie 1 1
e. V.

POA Pneumologisch-Onkologische Arbeitsgemeinschaft in 1 1
der DKG

CAEK Chirurgische Arbeitsgemeinschaft Endokrinologie 1 0

DGAM Deutsche Gesellschaft fur Allgemeinmedizin und Fami- 1 0
lienmedizin e. V.

DGDC Deutsche Gesellschaft fir Dermatochirurgie e. V. 1 0

DGII Deutschsprachige Gesellschaft fur Intraokularlin- 1 0
sen-Implantation, Interventionelle und Refraktive
Chirurgie e. V.

DGP Deutsche Gesellschaft fiir Pathologie e. V. 1 0

IAG-N Interdisziplindre Arbeitsgruppe Nierentumoren der 1 0
DKG

PEG Paul-Ehrlich-Gesellschaft fiir Chemotherapie e. V. 1 0

Quelle: Eigene Auswertung auf Basis G-BA und Internetseiten der Fachgesellschaften

Anmerkung: Das Kiirzel orientiert sich an der Angabe des G-BA soweit vorhanden, ansonsten
wurde ein eigenes vergeben.
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Zur Analyse der Haufigkeit von bisher abgeschlossenen Verfahren nach Indikations-
gebieten wurde die ATC-Klassifikation (ATC 3-Steller) der Word Health Organization
(WHO) herangezogen. Wie Tabelle 7 zu entnehmen ist, wurden mit insgesamt 33
die meisten Verfahren der friihen Nutzenbewertung fiir ,,Antineoplastische Mittel”
(ATC-Code LO1) durchgefiihrt. Hierbei handelt es sich um Arzneimittel, die vor al-
lem zur Behandlung von Krebserkrankungen eingesetzt werden. An etwas weniger
als der Hélfte dieser Verfahren (n = 13) beteiligte sich die AkdA mit einer Stellung-
nahme. Fast alle Verfahren (n = 32) fanden unter Beteiligung von FG statt, wobei
im Durchschnitt 1,72 FG Stellungnahmen je Verfahren abgaben. An zweiter Stelle
befindet sich die friihe Nutzenbewertung von Antidiabetika (ATC-Code A10) mit
insgesamt 21 Verfahren im Beobachtungszeitraum. Davon beteiligte sich die AkdA
an zwolf Verfahren, wahrend in 19 Verfahren zu Antidiabetika insgesamt 35 Stel-
lungnahmen von FG abgegeben wurden. Dies entspricht einer durchschnittlichen
Anzahl von 1,67 FG je Verfahren in diesem Indikationsgebiet.

Betrachtet man die Anzahl von FG pro Verfahren, ergibt sich folgendes Bild: An den
beiden Verfahren zu ,,Antidiarrhoika und intestinale Antiphlogistika/Antiinfektiva“
(ATC-Code A07) sowie , Beta-Adrenorezeptor-Antagonisten” (ATC-Code C07) nah-
men jeweils vier FG teil. Dies entspricht der hochsten Beteiligung von FG an einem
Verfahren bezogen auf die Indikationsgruppe. An zweiter Stelle liegen Verfahren
zur Nutzenbewertung von ,Antiviralen Mitteln zur systemischen Anwendung”
(ATC-Code JO5) mit durchschnittlich 3,14 beteiligten FG je Verfahren. In diesem In-
dikationsgebiet wurden bisher 14 Verfahren abgeschlossen. Jeweils drei FG gaben
eine Stellungnahme zu , Mitteln gegen Obstipation” (ATC-Code A06) sowie ,,Psy-
choanaleptika“ (ATC-Code NO6) ab. Fir beide Indikationsgebiete wurde im Analy-
sezeitraum jeweils ein Verfahren zur friihen Nutzenbewertung durchgefihrt.
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5.3.2 Intensitat der Teilnahme

Tabelle 8 zeigt die Haufigkeit der Beteiligung an Verfahren in relevanten Indikations-
gebieten fiir die zehn aktivsten FG2. Hierzu wurde fir jede FG anhand des ATC-Codes?
des zu bewertenden Arzneimittels untersucht, in welchen Anwendungsgebieten
eine Stellungnahme erfolgte. Anschlieend wurden alle Verfahren fir Arzneimittel
des gleichen ATC-Codes identifiziert. Als fur eine FG relevant erachtet wurden alle
Indikationsgebiete der gebildeten Kategorien, d.h. mit gleichem ATC-Code im ver-
gleichbaren Anwendungsgebiet. Tabelle 14 im Anhang A1 gibt eine Ubersicht der als
relevant identifizierten ATC-Codes je FG.

Wie Tabelle 8 verdeutlicht, zahlt die DGHO zu der aktivsten FG im Rahmen der fri-
hen Nutzenbewertung. Fir diese FG wurde mit insgesamt 47 Verfahren die grofSte
Anzahl relevanter Verfahren identifiziert. Flr 45 Verfahren erfolgten durch die DGHO
miindliche wie auch schriftliche Stellungnahmen. Dies entspricht einer Beteiligung
von 95,7 % aller fir die DGHO relevanten Verfahren. An zweiter Stelle der aktivsten
FG findet sich die DDG mit 19 schriftlichen bzw. 18 miindlichen Stellungnahmen.
Bezogen auf alle fir diese FG relevanten Verfahren (n = 21) bedeutet dies einen An-
teil von 90,5 % bzw. 85,7 % an allen relevanten Verfahren. Mit acht Stellungnahmen
(schriftlich sowie miindlich) beteiligte sich die bng an allen fiir ihre Gesellschaft als
relevant erachteten Verfahren. Ebenso beteiligte sich die dagna an allen 14 fir sie
relevanten Verfahren in schriftlicher Form, miindliche Beitrdge der dagna wurden
far 11 der 14 Verfahren ermittelt.

2 Die Aktivitat wurde gemessen auf Basis der miindlichen Stellungnahmen, da davon ausge-
gangen wird, dass diese vom G-BA vollstandig hinterlegt sind.

3 Therapeutische Untergruppe der ATC-Klassifikation
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Tabelle 8: Beteiligung der FG an relevanten Verfahren

Fachgesellschaft Relevante Stellungnahmen Anteil an relevanten
Verfahren (Anzahl) Verfahren (%)
(Anzahl)
schriftlich miindlich schriftlich miindlich
DGHO a7 45 45 95,7 95,7
DDG 21 19 18 90,5 85,7
DGVS 18 15 14 83,3 77,8
dagna 14 14 11 100,0 78,6
DGIM 33 12 10 36,4 30,3
bng 8 8 8 100,0 100,0
BVND 21 11 7 52,4 33,3
ADO 7 6 6 85,7 85,7
DAIG 6 5 5 83,3 83,3
DOG 7 6 5 85,7 71,4
Quelle:  Eigene Auswertung auf Basis G-BA und Internetseiten der Fachgesellschaften
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5.4 Diskussion

Die vorliegende Analyse der Beteiligung der AkdA bzw. der FG hat gezeigt, dass
die Veroffentlichung der Dokumente zum Nutzenbewertungsverfahren durch den
G-BA luckenhaft ist. Nur flr einen Teil der Verfahren (n = 74 Verfahren bzw. 54 %
aller Verfahren) veroffentlichte der G-BA eine ,, Zusammenfassende Dokumenta-
tion”. Somit war es nur fiur diese Verfahren moglich, alle schriftlichen Stellung-
nahmen der AkdA bzw. der FG eindeutig zu identifizieren. Bei etwas weniger als
der Halfte der Verfahren (n = 51 Verfahren) wurden zu Beginn der mindlichen
Anho6rung alle Teilnehmer dokumentiert, die eine schriftliche Stellungnahme ab-
gegeben hatten. Fir die Ubrigen elf Verfahren konnten nur die Stellungnehmer
ermittelt werden, die auch bei der mindlichen Anhérung anwesend waren. Insge-
samt zeigt sich eine vergleichsweise hohe Beteiligung der FG mit schriftlichen Stel-
lungnahmen zu 82 % der Verfahren und von durchschnittlich 1,7 FG je Verfahren,
bei denen eine Stellungnahme durch mindestens eine FG erfolgte. Die Intensitat
der Teilnahme an indikationsspezifisch relevanten Verfahren ist hoch und wird von
einzelnen Fachgesellschaften nahezu umfassend ausgelibt. Die AkdA beteiligt sich
als einzelne Organisation in immerhin 35 % aller Verfahren mit einer schriftlichen
Stellungnahme. Es ist demnach eine hohen Bereitschaft der wissenschaftlichen Ex-
perten vorhanden, sich aktivan dem Prozess der Nutzenbewertung mit fachlicher
Expertise einzubringen.
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6. Auswertung zur inhaltlichen Positionierung der Fachge-
sellschaften und der AkdA in der frithen Nutzenbewer-
tung

6.1 Hintergrund und Fragestellung

Im folgenden Kapitel wird analysiert, wie sich die Fachgesellschaften und die Arz-
neimittelkommission der deutschen Arzteschaft im Rahmen der Stellungnahmen
zu bestimmten Aspekten der friihen Nutzenbewertung (siehe Abschnitt 6.2) posi-
tioniert haben. Ziel ist es festzustellen, inwieweit die Meinungen der externen Ex-
perten von der Dossierbewertung durch das IQWiG oder den G-BA abweicht und
ob der G-BA die Position bei der Beschlussfindung berticksichtigt hat.

Die Art der Einbindung externer Experten am Bewertungsverfahren in Form
von Stellungnahmen und Anhérung wird von diesen kritisch betrachtet. Gegen-
Uber dem Entwurf des aktuellen Methodenpapiers des IQWiG (Version 4.2 vom
22.04.2015) weist die DGHO beispielsweise auf eine ungeniigende Einbindung von
Fachexperten fir die jeweilige Krankheitsentitat h