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Tafamidis (Transthyretin-Amyloidose mit Polyneuropathie) 25.02.2021

2  Nutzenbewertung

2.1 Kurzfassung der Nutzenbewertung

Hintergrund

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut fiir Qualitidt und Wirtschaftlichkeit
im Gesundheitswesen (IQWiG) mit der Nutzenbewertung des Wirkstoffs Tafamidis gemal3
§ 35a SGB V beauftragt. Die Bewertung erfolgt auf Basis eines Dossiers des pharmazeutischen
Unternehmers (pU). Das Dossier wurde dem IQWiG am 30.11.2020 iibermittelt.

Fragestellung

Das Ziel des vorliegenden Berichts ist die Bewertung des Zusatznutzens von Tafamidis im
Vergleich mit Patisiran als zweckmaBiger Vergleichstherapie bei erwachsenen Patientinnen
und Patienten mit Transthyretin-Amyloidose (ATTR) und symptomatischer Polyneuropathie
im Stadium 1.

Tabelle 2: Fragestellung der Nutzenbewertung von Tafamidis

Frage- |Indikation ZweckmiBige
stellung Vergleichstherapie®
1 Transthyretin-Amyloidose bei erwachsenen Patientinnen und Patienten mit Patisiran® ¢

symptomatischer Polyneuropathie im Stadium 1, um die Einschrankung der
peripheren neurologischen Funktionsfédhigkeit zu verzogern

a. Dargestellt ist jeweils die vom G-BA festgelegte zweckmiBige Vergleichstherapie.

b. Es wird vorausgesetzt, dass in den Studienarmen eine dem Stand der medizinischen Erkenntnisse
entsprechende patientenindividuelle addquate Behandlung der jeweiligen Organmanifestation (wie
Herzinsuffizienz und / oder Polyneuropathie) unter Beriicksichtigung der Besonderheiten der Erkrankung
der hereditdren Transthyretin-Amyloidose durchgefiihrt und als Begleitbehandlung dokumentiert wird.

c. Es wird davon ausgegangen, dass eine Lebertransplantation zum Zeitpunkt der Therapie mit Tafamidis nicht
in Betracht kommt.

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss; pU: pharmazeutischer Unternehmer

Der pU folgt der Festlegung des G-BA zur zweckmafigen Vergleichstherapie.

Die Bewertung wird anhand patientenrelevanter Endpunkte auf Basis der vom pU im Dossier
vorgelegten Daten vorgenommen. Fiir die Ableitung des Zusatznutzens werden randomisierte
kontrollierte Studien (RCTs) mit einer Mindestdauer von 24 Wochen herangezogen. Dies
entspricht den Einschlusskriterien des pU.

Ergebnisse

Insgesamt legt der pU keine Daten fiir die vorliegende Fragestellung der Nutzenbewertung vor.

Der pU identifiziert keine direkt vergleichende Studie fiir die vorliegende Fragestellung. Aus
diesem Grund sucht der pU nach Studien fiir einen indirekten Vergleich. Die von ihm
identifizierten Studien mit Tafamidis (Studie B3461020) und mit Patisiran (Studie APOLLO),
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jeweils im Vergleich zu Placebo, eignen sich aus Sicht des pU nicht fiir einen indirekten
Vergleich, da die Ahnlichkeit der Zielpopulationen nicht gegeben ist.

Wahrscheinlichkeit und Ausmaf} des Zusatznutzens, Patientengruppen mit
therapeutisch bedeutsamem Zusatznutzen

Da der pU keine Daten fiir die Bewertung des Zusatznutzens von Tafamidis im Vergleich zu
Patisiran bei erwachsenen Patientinnen und Patienten mit ATTR und symptomatischer
Polyneuropathie im Stadium 1 vorlegt, ist ein Zusatznutzen von Tafamidis nicht belegt.

Tabelle 3 zeigt eine Zusammenfassung von Wahrscheinlichkeit und Ausmal des Zusatznutzens
von Tafamidis.

Tabelle 3: Tafamidis — Wahrscheinlichkeit und Ausmal} des Zusatznutzens

Indikation ZweckmibBige Wahrscheinlichkeit und
Vergleichstherapie® |Ausmaf} des Zusatznutzens

Transthyretin-Amyloidose bei erwachsenen Patienten | Patisiran® ° Zusatznutzen nicht belegt
mit symptomatischer Polyneuropathie im Stadium 1,
um die Einschrankung der peripheren neurologischen
Funktionsfahigkeit zu verzégern

a. Dargestellt ist jeweils die vom G-BA festgelegte zweckmifBige Vergleichstherapie.

b. Es wird vorausgesetzt, dass in den Studienarmen eine dem Stand der medizinischen Erkenntnisse
entsprechende patientenindividuelle addquate Behandlung der jeweiligen Organmanifestation (wie
Herzinsuffizienz und / oder Polyneuropathie) unter Beriicksichtigung der Besonderheiten der Erkrankung
hereditére Transthyretin-Amyloidose durchgefiihrt und als Begleitbehandlung dokumentiert wird.

c. Es wird davon ausgegangen, dass eine Lebertransplantation zum Zeitpunkt der Therapie mit Tafamidis nicht
in Betracht kommt.

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss; pU: pharmazeutischer Unternehmer

Uber den Zusatznutzen beschlieBt der G-BA.

Erginzender Hinweis

Das Ergebnis der Bewertung weicht vom Ergebnis der Bewertung des G-BA im Rahmen des
Marktzugangs 2011 ab. Dort hatte der G-BA einen geringen Zusatznutzen von Tafamidis
festgestellt. Bei dieser Bewertung galt der Zusatznutzen jedoch aufgrund der Sondersituation
fiir Orphan Drugs unabhéngig von den zugrunde liegenden Daten durch die Zulassung als
belegt.
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