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1 Hintergrund

Somatrogon ist ein Arzneimittel zur Behandlung von Wachstumsstérungen durch
unzureichende Ausschiittung von Wachstumshormon. Somatrogon ist ein sogenanntes Orphan
Drug, also ein Arzneimittel, das zur Behandlung eines seltenen Leidens zugelassen' ist. Fiir
Orphan Drugs gilt nach § 35a Abs. 1 Satz 11 Sozialgesetzbuch (SGB) V der medizinische
Zusatznutzen bereits durch die Zulassung als belegt.

Solange der Umsatz des jeweiligen Arzneimittels innerhalb der gesetzlichen Kranken-
versicherung (GKV) binnen 12 Kalendermonaten maximal 50 Millionen € betrdgt, brauchen
fir Orphan Drugs keine Nachweise liber den medizinischen Nutzen und medizinischen
Zusatznutzen gegeniiber der zweckmaéBigen Vergleichstherapie vorgelegt zu werden.

Daher beauftragte der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) das Institut fiir Qualitdt und
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) geméll § 35a Abs. 1 Satz 11 SGB V, das
Dossier des pharmazeutischen Unternehmers (pU) allein im Hinblick auf die Angaben

= zur Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GK'V-Zielpopulation und

= zu den Kosten der Therapie fiir die GKV
zu bewerten.

1.1 Verlauf des Projekts

Die Verantwortung fiir die vorliegende Bewertung und fiir das Bewertungsergebnis liegt
ausschlieSlich beim IQWiG.

Fir die vorliegende Bewertung war die Einbindung externer Sachverstindiger (einer
Beraterin / eines Beraters zu medizinisch-fachlichen Fragen) vorgesehen. Allerdings konnten
keine externen Sachverstindigen, die die notwendigen Voraussetzungen (fachlich-klinische
und -wissenschaftliche Expertise, keine gravierenden Interessenkonflikte, kurzfristige zeitliche
Verfiigbarkeit) erfiillen, iiber die vorgesehenen Prozesse identifiziert werden.

Bei der Kommentierung der Angaben im Dossier des pU werden die Anforderungen
beriicksichtigt, die in den vom G-BA bereitgestellten Dossiervorlagen beschrieben sind (siche
Verfahrensordnung des G-BA [1]).

Bei Abschnittsverweisen, die sich auf Abschnitte im Dossier des pU beziehen, ist zusdtzlich
das betroffene Modul des Dossiers angegeben. Abschnittsverweise ohne Angabe eines Moduls
beziehen sich auf den vorliegenden Bericht.

!'nach der Verordnung (EG) Nr. 141/2000 des Europdischen Parlaments und des Rates vom 16.12.1999 iiber
Arzneimittel fiir seltene Leiden
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1.2 Verfahren der frithen Nutzenbewertung bei Orphan Drugs

Die vorliegende Dossierbewertung ist Teil des Gesamtverfahrens zur friihen Nutzenbewertung
von Orphan Drugs. Sie wird gemeinsam mit dem Dossier des pU (Module 1 bis 4) und der
Bewertung des Ausmalles des gesetzlich zu unterstellenden Zusatznutzens durch den G-BA auf
der Website des G-BA veroffentlicht. Im Anschluss daran fiihrt der G-BA ein Stellungnahme-
verfahren durch. Der G-BA trifft seinen Beschluss zur frithen Nutzenbewertung nach Abschluss
des Stellungnahmeverfahrens. Durch den Beschluss des G-BA werden ggf. die in der Dossier-
bewertung dargestellten Informationen erginzt.

Weitere Informationen zum Stellungnahmeverfahren und zur Beschlussfassung des G-BA
sowie das Dossier (Module I bis4) des pU finden sich auf der Website des G-BA

(www.g-ba.de).
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2 Nutzenbewertung

Gemill § 35a Abs. 1 Satz 11 SGB V gilt der Zusatznutzen eines Orphan Drugs durch die
Zulassung als belegt. Das Ausmall des Zusatznutzens wird durch den G-BA bewertet. Aus
diesem Grund ist die Bewertung des Zusatznutzens nicht Gegenstand dieses Berichts.
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3 Anzahl der Patientinnen und Patienten sowie Kosten der Therapie

3.1 Kommentar zur Anzahl der Patientinnen und Patienten mit therapeutisch
bedeutsamem Zusatznutzen (Modul 3 A, Abschnitt 3.2)

Die Angaben des pU zur Anzahl der Patientinnen und Patienten mit therapeutisch bedeutsamem
Zusatznutzen befinden sich in Modul 3 A (Abschnitt 3.2) des Dossiers.

3.1.1 Beschreibung der Erkrankung und Charakterisierung der Zielpopulation

Den Wachstumshormonmangel (GHD) stellt der pU nachvollziehbar und plausibel dar.

Die Zielpopulation charakterisiert der pU korrekt gemdf3 der Fachinformation [2]. Demnach
wird Somatrogon fiir die Behandlung von Kindern und Jugendlichen ab einem Alter von 3
Jahren mit Wachstumsstorung durch unzureichende Ausschiittung von Wachstumshormon
angewendet.

3.1.2 Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

Der pU berechnet die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation in
mehreren Schritten, die in Tabelle 1 zusammenfassend dargestellt sind und anschlieBend
beschrieben werden.

Tabelle 1: Schritte des pU zur Ermittlung der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der
GKV-Zielpopulation

Schritt | Vorgehen des pU Anteil [%]® | Ergebnis
(Patientenzahl)

1 Patientinnen und Patienten im Datensatz® mit mindestens 2 - ca. 62 Mio.
abgerechneten Rezepten

2 von Schritt 1 diejenigen Patientinnen und Patienten mit mindestens 1 |- 15335
eingeldsten Rezept iiber eine Verordnung von Somatropin oder
Mecasermin

3 Ausschluss von Patientinnen und Patienten, die mindestens 1 der - 10613
folgenden Kriterien erfiillten:
= zusitzliche Verordnungen von Mecasermin
= keine Altersangabe
= 18 Jahre oder ilter
= letzte Verordnung von Somatropin im Jahr 2016
= weniger als 183 Tage im Panel

4 von Schritt 3 diejenigen Patientinnen und Patienten im Jahr 2019 - 7303
Ausschluss von Patientinnen und Patienten im Alter von < 3 Jahren - 7178

6 Hochrechnung auf die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der Faktor 1,41 |10 148
gesamten GKV

7 von Schritt 6 diejenigen Patientinnen und Patienten mit GHD 56,28-64,50 | 5711-6546

a. sofern nicht abweichend angegeben
b. Datensatz Patient INSIGHTS

GHD: Wachstumshormonmangel; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer
Unternehmer
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Schritt 1: Patientinnen und Patienten im Datensatz mit mindestens 2 abgerechneten
Rezepten

Der pU stiitzt sich als Ausgangsbasis auf eine von ihm beauftragte Versorgungsdatenanalyse,
basierend auf dem Datensatz Patient INSIGHTS. Dieser enthélt laut pU ambulante
Medikationsdaten von ca. 62 Millionen Versicherten mehrerer gesetzlicher
Krankenversicherungen (GKV) mit mindestens 2 abgerechneten Rezepten im Zeitraum von
Januar 2016 bis August 2020 [3].

Schritt 2: Von Schritt 1 diejenigen Patientinnen und Patienten mit mindestens 1
abgerechnetem Rezept iiber einen Wirkstoff der ATC-Gruppe H04CO

Laut pU wurden in der Analyse alle Patientinnen und Patienten eingeschlossen, die mindestens
1 abgerechnete Verordnung von einem Wirkstoff der Anatomisch-Therapeutisch-Chemischen
(ATC)-Gruppe HO4CO (Wachstumshormone) nach dem Klassifikationssystem der European
Pharmaceutical Market Research Association (EphMRA) im Zeitraum Januar 2016 bis August
2020 erhalten haben. Den Angaben des pU nach wurden durch dieses Vorgehen Verordnungen
der Wirkstoffe Somatropin und Mecasermin beriicksichtigt. Dem pU nach sind dies 15 335
Patientinnen und Patienten [3].

Schritt 3: Patientinnen und Patienten mit einer Somatropin-Therapie unter 18 Jahren

Dem pU nach wurden in der Analyse alle Patientinnen und Patienten ausgeschlossen, die
mindestens 1 der folgenden Kriterien erfiillen: gesetzlich Versicherte mit einer simultanen
Verordnung von Somatropin und Mecasermin (n=19), Versicherte ohne Altersangabe
(n = 46), Versicherte, die bei Therapiebeginn 18 Jahre oder élter sind (n = 3448), Versicherte
die weniger als 183 Tage im Panel sind (n = 234) und Versicherte die ihre letzte Verordnung
von Somatropin im Jahr 2016 erhalten haben (n = 975) [3]. Der pU geht demnach von 10 613
Patientinnen und Patienten mit einer Somatropin-Therapie unter 18 Jahren aus.

Schritt 4: Von Schritt 3 diejenigen Patientinnen und Patienten im Jahr 2019

Laut pU ergibt sich daraus fiir das Kalenderjahr 2019 eine Anzahl in diesem Datensatz von
7303 Patientinnen und Patienten unter 18 Jahren, die mit einer Somatropin-Therapie behandelt
werden [3].

Schritt 5: Ausschluss von Patientinnen und Patienten im Alter von < 3 Jahren

Da Somatrogon ab einem Alter von 3 Jahren zugelassen ist [2], rechnet der pU die unter 3-
Jéhrigen (aus Schritt 4) heraus. Laut pU geht aus der Analyse hervor, dass 125 Patientinnen und
Patienten im Jahr 2019 dieser Altersklasse zuzuordnen sind [3]. Diese Anzahl zieht der pU von
den Patientinnen und Patienten aus Schritt 4 ab und weist somit eine Anzahl von 7178
Patientinnen und Patienten im Alter > 3 bis < 18 Jahren mit einer Somatropin-Therapie aus.
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Schritt 6: Hochrechnung auf die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der gesamten
GKV

Laut pU deckt der Datensatz Patient INSIGHTS 70,7 % aller abgerechneten GKV-
Verordnungen von Somatropin im Zeitraum von Januar 2016 bis August 2020 ab. Laut pU
ergibt sich diese Abdeckungsquote aus dem Vergleich mit einem 2. Datensatz, der eine
Vollerhebung aller abgerechneten GKV-Rezepte beinhaltet. Dies entspricht dem pU nach
einem Hochrechnungsfaktor auf den gesamten GKV-Markt in Hohe von 1,41. Basierend auf
der Anzahl der Patientinnen und Patienten im Jahr 2019 im Alter > 3 bis < 18 Jahren (Schritt
5), ergibt sich somit hochgerechnet eine Gesamtanzahl von 10 148 Patientinnen und Patienten

[3].

Schritt 7: Von Schritt 6 diejenigen Patientinnen und Patienten mit GHD

Der pU geht davon aus, dass Somatropin-Verordnungen in folgenden Indikationen auftreten
konnen: GHD, Ullrich-Turner-Syndrom (UTS), Prader-Willi-Syndrom (PWS), Chronische
Niereninsuftizienz (CNI), Small for Gestational Age (SGA), Noonan-Syndrom (NS) und Short-
Stature Homeobox-Containing Gene Deficiency (SHOX). Um den Anteil der Patientinnen und
Patienten mit GHD an all diesen Indikationen von Somatropin zu schétzen, identifiziert der pU
4 Studien (KIGS-Studie [4], NordiNet I0S-Sudie [5], GeNeSIS-Studie [6], PATRO-Studie
[7]). Davon mafigeblich fiir die Schitzung der Untergrenze und Obergrenze sind die beiden
Studien NordiNet I0S sowie GeNeSIS.

Die NordiNet I0S-Studie umfasst in einem Zeitraum zwischen 2006 und 2016 insgesamt
17 711 pédiatrische Patientinnen und Patienten mit GHD, SGA, UTS, CNI, Idiopathic Short
Stature (ISS), NS, PWS und sonstiger Diagnose sowie jeweils mit Verordnungen von
Norditropin. Der grofite Teil der Population (N: 7008) stammt aus Deutschland. Insgesamt
wurden unter den 17 711 péadiatrischen Patientinnen und Patienten bei 9967 Personen ein GHD
festgestellt. Dies entspricht einem Anteil von 56,28 % [5].

Die GeNeSIS-Studie umfasst in einem Zeitraum zwischen 1999 und 2015 zum Teil
Patientinnen und Patienten aus Deutschland. Eingeschlossen wurden Patientinnen und
Patienten mit einer Diagnose eines GHD, TS, ISS, SGA, SHOX beziehungsweise mit anderen
Diagnosen oder einer unbekannten Diagnose und jeweils einer Therapie mit
Wachstumshormonen. Insgesamt wurden unter den 2682 erfassten deutschen Patientinnen und
Patienten 1736 Personen mit GHD ermittelt. Dies entspricht einem Anteil von 64,73 % (Angabe
des pU: 64,5 %) [6].

Der pU weist somit eine Spanne von 56,28 % bis 64,5 % Patientinnen und Patienten mit GHD
an allen Indikationen von Somatropin aus. Diese Spanne setzt der pU ins Verhéltnis zu der
hochgerechneten Anzahl padiatrischer Patientinnen und Patienten (Schritt 6) und ermittelt eine
Anzahl von 5711 bis 6546 Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation.
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Bewertung des Vorgehens des pU

Das Vorgehen des pU ist rechnerisch weitgehend nachvollziehbar. Es liegen jedoch
methodische Limitationen und Unsicherheitsfaktoren vor, sodass die vom pU angegebene
Spanne mit Unsicherheit behaftet ist. Die maBlgeblichen Griinde fiir diese Bewertung werden
im Folgenden dargestellt:

Die Grundlage der Herleitung der GKV-Zielpopulation basiert auf dem Datensatz Patient
INSIGHTS aus der vom pU beauftragten Versorgungsdatenanalyse [3]. Die Identifizierung der
zugrunde liegenden Erkrankung GHD mittels der Versorgungsdatenanalyse ist jedoch mit
Unsicherheit behaftet, da anhand der Verordnungsdaten keine sichere Identifikation von
Patientinnen und Patienten mit GHD beziehungsweise mit einer Verordnung von Somatropin
und der jeweils zugrunde liegenden Erkrankung auf Grundlage von Diagnosecodes moglich ist.
Der vom pU angegebene ATC-Code nach EphMRA HO04CO ldsst sich zudem nicht
nachvollziehen. Hierdurch ist unklar, ob durch die Verwendung dieses Codes alle vom pU
aufgefithrten Somatropin und Mecasermin-Priparate hinreichend umfassend und spezifisch
berticksichtigt worden sind. Weiterhin war eine einmalige Verordnung von Somatropin in dem
betrachteten mehrjdhrigen Analysezeitraum ausreichend, um eine Patientin bzw. einen
Patienten im Datensatz zu erfassen. Da bei diesem Vorgehen keine Verordnungsvalidierung
stattgefunden hat (mindestens 2 Verordnungen) kénnen durch dieses Vorgehen potenziell zu
viele Patientinnen und Patienten erfasst worden sein. Zudem bleibt unklar, wie hoch der Anteil
an Patientinnen und Patienten mit GHD ist, die in der Verordnungsdatenanalyse
unberiicksichtigt bleiben, da fiir sie kein Rezept mit einer Somatropin-Verordnung eingeldst
worden ist und sie moglicherwiese eine andere oder gar keine Therapie erhalten haben.

Der pU operationalisiert den GHD Anteil an allen Somatropin-Indikationen anhand der Spanne
aus den beiden Studien NordiNet IOS [5] und GeNeSIS [6]. In der NordiNet-IOS-Studie [5] ist
der Anteilswert fiir Patientinnen und Patienten mit GHD mit Unsicherheit behaftet, da
Somatropin fiir ISS in Deutschland nicht zugelassen ist, die Studie die Indikation SHOX nicht
mit einschliet und in der Studie ausschlieflich Verordnungen von Norditropin betrachtet
worden sind. Der Anteilswert fiir Patientinnen und Patienten mit GHD aus der GeNeSIS-Studie
[6] ist ebenfalls mit Unsicherheit behaftet, da auch hier Somatropin in Deutschland fiir ISS nicht
zugelassen ist. Zudem ist unklar inwieweit Patientinnen und Patienten mit CNI und PWS
eingeschlossen wurden.

Der pU stellt noch einen weiteren Herleitungsweg dar: Auf Grundlage von Literaturquellen gibt
er eine Spanne der Priavalenz der GHD von ca. 1:1000 bis ca. 1:10 000 [8-10] an. Basierend auf
der Anzahl der > 3 bis < 18-Jdhrigen in Deutschland im Jahr 2019 (N: 11 306 485) [11] ergibt
sich daraus ohne Beriicksichtigung eines GKV-Anteils eine Spanne von 1131 bis 11 306
Patientinnen und Patienten mit GHD. Die Angaben zur Zielpopulation, die der pU auf
Grundlage der Versorgungsdatenanalyse geschitzt hat, liegen auch unter Beriicksichtigung
eines GKV-Anteils eher im oberen Bereich dieser Spanne.
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Zukiinftige Anderung der Anzahl der Patientinnen und Patienten

Der pU beschreibt eine leichte jdhrliche Steigerung der Prdvalenzrate von ca. 0,6 % in der
Somatrogon-Versorgungsstudie vom Jahr 2017 bis zum Jahr 2019 [3]. Dazu beschreibt er, dass
bei einem gleichzeitigen Anstieg der Bevilkerungszahlen der unter 18-Jéhrigen [11] von einer
etwa gleichbleibenden Pravalenz in den nédchsten Jahren auszugehen ist.

Der pU geht davon aus, dass aufgrund der Atiologie der Erkrankung keine nennenswerte
Verianderung der Inzidenz oder Priavalenz innerhalb der néchsten 5 Jahre zu erwarten ist.

3.2 Kommentar zu den Kosten der Therapie fiir die GKV (Modul 3 A, Abschnitt 3.3)

Die Angaben des pU zu den Kosten der Therapie fiir die GKV befinden sich in Modul 3 A
(Abschnitt 3.3) des Dossiers.

3.2.1 Behandlungsdauer

Die Angaben des pU zur Behandlungsdauer von Somatrogon entsprechen weitgehend der
Fachinformation [2]. Somatrogon wird wdchentlich 1-mal verabreicht. Fiir Somatrogon rundet
der pU die Anzahl der Zyklen pro Jahr auf volle Zyklen und berechnet daraus die Anzahl der
Behandlungstage pro Jahr. Bei Berechnungen der Anzahl der Zyklen auf 1 Nachkommastelle
gerundet und auf Grundlage von 365 Tagen pro Jahr ergibt sich eine entsprechend abweichende
Anzahl der Behandlungstage pro Jahr. Da in der Fachinformation keine maximale
Behandlungsdauer angegeben ist, wird in der vorliegenden Bewertung rechnerisch 1 Jahr als
Behandlungsdauer angenommen, auch wenn die tatsdchliche Behandlungsdauer
patientenindividuell unterschiedlich ist.

3.2.2 Verbrauch

Die Angaben des pU zum Verbrauch von Somatrogon entsprechen der Fachinformation [2].
Der Verbrauch richtet sich nach dem Kdorpergewicht (KG) und betrdgt 0,66 mg/kg KG [2]. Der
pU gibt aufgrund der groBen Spannweite des KG in der pédiatrischen Zielpopulation den
Verbrauch als Spanne an. Fiir die Untergrenze verwendet er das durchschnittliche KG von
Kindern mit einem Alter von 3 Jahren und fiir die Obergrenze von Jugendlichen mit einem
Alter zwischen 17 und 18 Jahren. Dabei legt der pU fiir seine Berechnungen das
durchschnittliche KG gemill den Mikrozensusdaten des Statistischen Bundesamtes aus dem
Jahr 2017 zugrunde [12]. Dem Mikrozensus zufolge liegt das durchschnittliche KG von
Kindern mit einem Alter von 3 Jahren bei 16,2 kg und bei Jugendlichen mit einem Alter
zwischen 17 und 18 bei 67 kg [13].

Der pU berechnet jeglichen Verbrauch ohne Beriicksichtigung von Verwurf. Dabei ist jedoch
zu beachten, dass Somatrogon im Fertigpen laut Fachinformation [2] nach einer nicht
vollstindigen Verwendung aufbewahrt und weiterverwendet werden kann. Daraus ergibt sich
Folgendes:
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* In der Untergrenze ldsst sich mit Somatrogon 60 mg Injektionslosung im Fertigpen mit
1,2 ml Losung eine geringere Anzahl an Pens und damit eine wirtschaftlichere Stiickelung
erzielen bei gleicher ZweckmaBigkeit, als die vom pU veranschlagte Stiickelung.

* Inder Untergrenze lédsst sich mit Somatrogon 24 mg Injektionslésung im Fertigpen 1,2 ml
Losung auBerdem unter Beriicksichtigung des Verwurfs eine noch wirtschaftlichere
Stiickelung erzielen, die jedoch nicht zweckmaBiger ist als die vom pU veranschlagte
Stiickelung.

= In der Obergrenze lésst sich mit Somatrogon 60 mg Injektionslosung im Fertigpen 1,2 ml
Losung unter Beriicksichtigung des Verwurfs eine wirtschaftlichere Stiickelung erzielen,
als die vom pU veranschlagte Stiickelung.

3.2.3 Kosten des zu bewertenden Arzneimittels

Der pU gibt das Datum der Abfrage in der Lauer-Taxe nicht an. Jedoch stimmen die Angaben
des pU fiir den Stand der Lauer Taxe vom 01.04.2022, der erstmaligen Listung, {iberein.

3.2.4 Kosten fiir zusitzlich notwendige GKV-Leistungen

Der pU veranschlagt keine Kosten fiir zusdtzlich notwendige GKV-Leistungen. Fiir
Somotrogan entstehen jedoch Kosten fiir zusétzlich notwendige GKV-Leistungen gemil3 den
Angaben in der Fachinformation, beispielsweise fiir die Uberwachung der Wirksamkeit und
Unbedenklichkeit der Therapie (alle 6 bis 12 Monate) durch Erhebung von
wachstumsrelevanten, biochemischen Parametern (IGF-1, Hormone, Glukosespiegel) [2].

3.2.5 Jahrestherapiekosten

Der pU ermittelt fiir Somatrogon Jahrestherapiekosten pro Patientin bzw. Patient in Héhe von
15 414,60 € bis 76 287,80 €.

Die vom pU angegebenen Jahrestherapiekosten bestehen ausschlieBlich aus
Arzneimittelkosten. Die Angaben des pU zur Untergrenze der Spanne liegen dennoch in einer
plausiblen GroBBenordnung, obwohl mit Somatrogon 60mg Injektionslosung im Fertigpen eine
geringere Anzahl an Pens und damit eine wirtschaftlichere Stiickelung bei gleicher
ZweckmafBigkeit erzielt werden kann. Die Angaben des pU zur Untergrenze der Spanne sind
iiberschdtzt unter der Berlicksichtigung, dass mit Somatrogon 24 mg Injektionsldosung im
Fertigpen zwar eine noch wirtschaftlichere Stiickelung erzielt werden kann, diese aber nicht
gleichermallen zweckméBig ist. Fiir die Obergrenze der Arzneimittelkosten ergeben sich unter
Beriicksichtigung einer wirtschaftlicheren Stiickelung niedrigere Kosten. Die Angaben des pU
in der Obergrenze stellen daher eine Uberschiitzung dar.

Es fallen Kosten fiir zusitzlich notwendige GKV-Leistungen an, die der pU nicht veranschlagt.
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3.2.6 Versorgungsanteile

Der pU beschreibt verschiedene Kontraindikationen fiir die Therapie mit Somatrogon, die dem
pU zufolge nur bei einem geringen Anteil der zugrunde liegenden pédiatrischen Zielpopulation
auftreten. Der pU geht davon aus, dass sich die Patientenpriferenzen aufgrund der
wochentlichen Applikation zugunsten von Somatrogon verschieben wird und erwartet hiervon
eine Verbesserung der Adhédrenz. Quantitative Angaben liegen dazu nicht vor. Er geht weiterhin
davon aus, dass es selten zu Therapieabbriichen kommt und dass Somatrogon fast
ausschlieBlich ambulant verabreicht wird. Eine fundierte Schédtzung der zu erwartenden
Versorgungsanteile ist laut pU derzeit nicht mdglich.
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4 Zusammenfassung der Dossierbewertung

4.1 Zugelassene Anwendungsgebiete

Somatrogon wird fiir die Behandlung von Kindern und Jugendlichen ab einem Alter von 3
Jahren mit Wachstumsstorungen durch unzureichende Ausschiittung von Wachstumshormonen
angewendet.

4.2 Medizinischer Nutzen und medizinischer Zusatznutzen im Verhiltnis zur
zweckmaifligen Vergleichstherapie

Geméal § 35a Abs. 1 Satz 11 SGBV gilt der Zusatznutzen eines Orphan Drugs durch die

Zulassung als belegt. Das Ausmal} des Zusatznutzens wird durch den G-BA bewertet.

4.3 Anzahl der Patientinnen und Patienten in den fiir die Behandlung infrage
kommenden Patientengruppen

Tabelle 2: Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

Bezeichnung | Bezeichnung der Anzahl der Patientinnen Kommentar

der Therapie |Patientengruppe und Patienten?®

Somatrogon Kinder und Jugendliche ab |5711-6546 Die Angaben des pU zur
einem Alter von 3 Jahren Anzahl der Patientinnen und
mit Wachstumsstérung Patienten in der GK'V sind mit
durch unzureichende Unsicherheit behaftet.
Ausschiittung von
Wachstumshormon

a. Angabe des pU

GKYV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer
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4.4 Kosten der Therapie fiir die GKV
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Tabelle 3: Kosten fiir die GKV fiir das zu bewertende Arzneimittel pro Patientin oder Patient bezogen auf 1 Jahr

Bezeichnung der Bezeichnung der Arzneimittel- | Kosten fiir |Kosten fiir Jahres- Kommentar
Therapie Patientengruppe |kosten in €* zusitzlich | sonstige GKV- |therapie-
notwendige |Leistungen kosten in €*
GKYV- (gemif
Leistungen | Hilfstaxe) in €*
in €
Somatrogon Kinder und 15 414,60— 0 k. A. 15 414,60— |Die Angaben des pU zur Untergrenze liegen in einer
Jugendliche ab 76 287,80 76 287,80 |plausiblen Gréflenordnung obwohl eine geringere
einem Alter von 3 Anzahl an Pens und damit eine wirtschaftlichere
Jahren mit Stiickelung bei gleicher ZweckmaBigkeit darstellbar
Wachstumsstérung ist. Die Angaben des pU sind allerdings tiberschétzt
durch unter der Beriicksichtigung, dass eine noch
unzureichende wirtschaftlichere Stiickelung darstellbar ist; diese ist
Ausschiittung von allerdings nicht gleichermaB3en zweckméBig. Die
Wachstumshormon Angaben des pU in der Obergrenze stellen eine

Uberschétzung dar, da sich unter Beriicksichtigung
einer wirtschaftlicheren Stiickelung niedrigere
Kosten ergeben.

Es fallen Kosten fiir zusétzlich notwendige GKV-
Leistungen an, die der pU nicht veranschlagt.

a. Angaben des pU

GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer
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4.5 Anforderungen an eine qualititsgesicherte Anwendung

Geméal § 35a Abs. 1 Satz 11 SGB V gilt der Zusatznutzen eines Orphan Drugs durch die
Zulassung als belegt. Der entsprechende Auftrag des G-BA an das IQWiG beschrinkt sich
darauf, dass Dossier des pU allein im Hinblick auf die Angaben zur Anzahl der Patientinnen
und Patienten in der GKV-Zielpopulation und zu den Kosten der Therapie fiir die GKV zu
bewerten. Die Angaben des pU zu den Anforderungen an eine qualititsgesicherte Anwendung
bleiben daher in der vorliegenden Dossierbewertung unberiicksichtigt.
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