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I 1 Kurzfassung der Nutzenbewertung 

Hintergrund 

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit 
im Gesundheitswesen (IQWiG) mit der Nutzenbewertung des Wirkstoffs Evinacumab gemäß 
§ 35a Sozialgesetzbuch (SGB) V beauftragt. Die Bewertung erfolgt auf Basis eines Dossiers des 
pharmazeutischen Unternehmers (pU). Das Dossier wurde dem IQWiG am 10.01.2024 
übermittelt. 

Fragestellung 

Das Ziel des vorliegenden Berichts ist die Bewertung des Zusatznutzens von Evinacumab als 
adjuvante Therapie zu Diät und anderen lipidsenkenden Therapien im Vergleich zur 
zweckmäßigen Vergleichstherapie bei Kindern mit homozygoter familiärer 
Hypercholesterinämie (HoFH) im Alter von 5 bis 11 Jahren, bei denen diätetische und 
medikamentöse Optionen zur Lipidsenkung ausgeschöpft worden sind.  

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

Tabelle 2: Fragestellung der Nutzenbewertung von Evinacumab 
Indikation Zweckmäßige Vergleichstherapiea 

Kinder mit HoFH im Alter von 5 bis 11 Jahren, bei 
denen diätetische und medikamentöse Optionen 
zur Lipidsenkung ausgeschöpft worden sind 

Evolocumabb (ab 10 Jahren) und / oder LDL-Apheresec (als 
„ultima ratio“ bei therapierefraktären Verläufen) ggf. mit 
begleitender medikamentöser lipidsenkender Therapie 

a. Dargestellt ist jeweils die vom G-BA festgelegte zweckmäßige Vergleichstherapie. 
b. Die Vorgaben hinsichtlich der Verordnungseinschränkung der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) Anlage III sind 

zu beachten. 
c. Die Richtlinie des G-BA zu Untersuchungs- und Behandlungsmethoden der vertragsärztlichen Versorgung ist 

hinsichtlich der ambulanten Durchführung der Apheresen als extrakorporales Hämotherapieverfahren zu 
berücksichtigen. 

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss; HoFH: homozygote familiäre Hypercholesterinämie; LDL: Low Density 
Lipoprotein 

 

Der pU weicht in Modul 3 B von der Formulierung der zweckmäßigen Vergleichstherapie des 
G-BA ab und benennt als zweckmäßige Vergleichstherapie für Kinder mit HoFH im Alter von 5 
bis 11 Jahren, bei denen diätetische und medikamentöse Optionen zur Lipidsenkung 
ausgeschöpft worden sind, eine maximal tolerierte lipidsenkende Therapie nach ärztlicher 
Maßgabe unter Berücksichtigung von Statinen, Ezetimib, Evolocumab (für Kinder ab 10 Jahren) 
und Low-Density-Lipoprotein(LDL)-Apherese. Die vorliegende Nutzenbewertung erfolgt 
gegenüber der vom G-BA festgelegten zweckmäßigen Vergleichstherapie. Die Abweichung des 
pU von der zweckmäßigen Vergleichstherapie des G-BA wird nachfolgend nicht weiter 
kommentiert, da der pU keine geeigneten Daten für die Nutzenbewertung vorlegt – weder 
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gegenüber einer von ihm benannten Vergleichstherapie, noch gegenüber der vom G-BA 
festgelegten zweckmäßigen Vergleichstherapie. 

Die Bewertung wird anhand patientenrelevanter Endpunkte auf Basis der vom pU im Dossier 
vorgelegten Daten vorgenommen. Für die Ableitung des Zusatznutzens werden Studien mit 
einer Mindestdauer von 12 Monaten herangezogen. 

Ergebnisse 

Durch die Überprüfung der Informationsbeschaffung wurde keine RCT zum direkten Vergleich 
von Evinacumab gegenüber der zweckmäßigen Vergleichstherapie identifiziert. 

Da auch der pU keine RCT zum direkten Vergleich von Evinacumab gegenüber der 
zweckmäßigen Vergleichstherapie identifiziert, führt er eine Informationsbeschaffung nach 
weiteren Untersuchungen zu Evinacumab durch. Dabei identifiziert der pU die 1-armige Studie 
R1500-CL-17100 und zieht diese für die Ableitung des Zusatznutzens heran. Für diese Studie 
wurden Daten von 20 Kindern im Alter von 5 bis 11 Jahren mit HoFH vorgelegt, die mit 
Evinacumab behandelt wurden. 

Dieses Vorgehen ist nicht sachgerecht. Die vom pU vorgelegten Auswertungen der 1-armigen 
Studie R1500-CL-17100 ermöglichen keinen Vergleich von Evinacumab mit der zweckmäßigen 
Vergleichstherapie. Somit ist die Studie R1500-CL-17100 nicht geeignet, um den Zusatznutzen 
von Evinacumab zu bewerten. 

Ergebnisse zum Zusatznutzen 

Da für die Nutzenbewertung keine relevante Studie vorliegt, ergibt sich kein Anhaltspunkt für 
einen Zusatznutzen von Evinacumab gegenüber der zweckmäßigen Vergleichstherapie, ein 
Zusatznutzen ist damit nicht belegt. 

Wahrscheinlichkeit und Ausmaß des Zusatznutzens, Patientengruppen mit therapeutisch 
bedeutsamem Zusatznutzen 

Tabelle 3 zeigt eine Zusammenfassung von Wahrscheinlichkeit und Ausmaß des 
Zusatznutzens von Evinacumab. 
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Tabelle 3: Evinacumab – Wahrscheinlichkeit und Ausmaß des Zusatznutzens  
Indikation Zweckmäßige Vergleichstherapiea Wahrscheinlichkeit und 

Ausmaß des Zusatznutzens 

Kinder mit HoFH im Alter von 5 bis 
11 Jahren, bei denen diätetische 
und medikamentöse Optionen zur 
Lipidsenkung ausgeschöpft worden 
sind 

Evolocumabb (ab 10 Jahren) und / oder 
LDL-Apheresec (als „ultima ratio“ bei 
therapierefraktären Verläufen) ggf. mit 
begleitender medikamentöser 
lipidsenkender Therapie 

Zusatznutzen nicht belegt 

a. Dargestellt ist jeweils die vom G-BA festgelegte zweckmäßige Vergleichstherapie. 
b. Die Vorgaben hinsichtlich der Verordnungseinschränkung der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) Anlage III sind 

zu beachten. 
c. Die Richtlinie des G-BA zu Untersuchungs- und Behandlungsmethoden der vertragsärztlichen Versorgung ist 

hinsichtlich der ambulanten Durchführung der Apheresen als extrakorporales Hämotherapieverfahren zu 
berücksichtigen. 

G-BA: Gemeinsamer Bundesausschuss; HoFH: homozygote familiäre Hypercholesterinämie; LDL: Low Density 
Lipoprotein 

 

Über den Zusatznutzen beschließt der G-BA. 


