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11 Kurzfassung der Nutzenbewertung

Hintergrund
Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut fiir Qualitat und Wirtschaftlichkeit
im Gesundheitswesen (IQWiG) mit der Nutzenbewertung des Wirkstoffs Emicizumab gemalR
§ 35a Sozialgesetzbuch (SGB) V beauftragt. Die Bewertung erfolgt auf Basis eines Dossiers des
pharmazeutischen Unternehmers (pU). Das Dossier wurde dem IQWiG am 22.02.2023
Ubermittelt.

Fragestellung

Das Ziel des vorliegenden Berichts ist die Bewertung des Zusatznutzens von Emicizumab im
Vergleich mit der zweckmaBigen Vergleichstherapie zur Routineprophylaxe von
Blutungsereignissen bei Patientinnen und Patienten aller Altersgruppen mit Hamophilie A
(hereditarer Faktor-VIlI-Mangel) ohne Faktor-VIll-Hemmkorper mit mittelschwerer
Erkrankung (Faktor-VIIl =1 % und < 5 %) mit schwerem Blutungsphanotyp.

Aus der Festlegung der zweckmaRigen Vergleichstherapie des G-BA ergibt sich die in Tabelle 2
dargestellte Fragestellung.

Tabelle 2: Fragestellung der Nutzenbewertung von Emicizumab

Indikation ZweckmaBige Vergleichstherapie?
Routineprophylaxe von Blutungsereignissen bei Patientinnen plasmatische oder rekombinante
und Patienten aller Altersgruppen mit Hamophilie A (hereditarer | Blutgerinnungsfaktor-VIll-Praparate,
Faktor-VIlI-Mangel) ohne Faktor-VIlI-Hemmkdrper mit eingesetzt als Routineprophylaxe
mittelschwerer Erkrankung (Faktor-VIIl 21 % und < 5 %) mit

schwerem Blutungsphénotyp®

a. Dargestellt ist die vom G-BA festgelegte zweckmaRige Vergleichstherapie.
b. Es wird vorausgesetzt, dass es sich bei der Patientenpopulation in der vorliegenden Indikation um
Faktor-VIII substitutionspflichtige Himophiliepatientinnen und -patienten handelt.

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss

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

Die Bewertung wird anhand patientenrelevanter Endpunkte auf Basis der vom pU im Dossier
vorgelegten Daten vorgenommen. Flr die Ableitung des Zusatznutzens wird eine
Mindeststudiendauer von 24 Wochen festgelegt.

Ergebnisse

In Ubereinstimmung mit dem pU wurde durch die Uberpriifung der Vollstindigkeit des
Studienpools keine direkt vergleichende randomisierte kontrollierte Studie (RCT) von
Emicizumab gegeniiber der zweckmaBigen Vergleichstherapie identifiziert. Unter den
weiteren Untersuchungen identifiziert der pU fiir Emicizumab die 1-armige Studie HAVEN 6
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(BO41423) und zieht diese zur Ableitung des Zusatznutzens heran. Die Studie HAVEN 6 ist zur
Ableitung eines Zusatznutzens nicht geeignet, da sie als 1-armige Studie keinen Vergleich
gegeniber der zweckmaRigen Vergleichstherapie ermaéglicht. Dariber hinaus fuhrt der pU
keine Informationsbeschaffung zur zweckmaRigen Vergleichstherapie durch.

Ergebnisse zum Zusatznutzen

Da fiir die Nutzenbewertung keine geeigneten Daten vorliegen, ergibt sich kein Anhaltspunkt
fiir einen Zusatznutzen von Emicizumab gegeniiber der zweckmaRigen Vergleichstherapie, ein
Zusatznutzen ist damit nicht belegt.

Wabhrscheinlichkeit und AusmaR des Zusatznutzens, Patientengruppen mit therapeutisch
bedeutsamem Zusatznutzen

Tabelle 3 zeigt eine Zusammenfassung von Wahrscheinlichkeit und AusmalR des
Zusatznutzens von Emicizumab.

Tabelle 3: Emicizumab — Wahrscheinlichkeit und Ausmaf des Zusatznutzens

Indikation ZweckmaBige Vergleichstherapie® | Wahrscheinlichkeit und
AusmaR des Zusatznutzens

Routineprophylaxe von plasmatische oder rekombinante |Zusatznutzen nicht belegt

Blutungsereignissen bei Patientinnen und | Blutgerinnungsfaktor-VIlII-

Patienten aller Altersgruppen mit Praparate, eingesetzt als

Hamophilie A (hereditarer Faktor-VIlI- Routineprophylaxe

Mangel) ohne Faktor-VIll-Hemmkaorper
mit mittelschwerer Erkrankung (Faktor-
VIIl 21 % und £5 %) mit schwerem
Blutungsphanotyp®

a. Dargestellt ist die vom G-BA festgelegte zweckmaRige Vergleichstherapie.
b. Es wird vorausgesetzt, dass es sich bei der Patientenpopulation in der vorliegenden Indikation um
Faktor-VIll substitutionspflichtige Himophiliepatientinnen und -patienten handelt.

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss

Uber den Zusatznutzen beschlieRt der G-BA.
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