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1 Hintergrund 

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit 
im Gesundheitswesen (IQWiG) am 25.11.2025 mit ergänzenden Bewertungen zum Projekt 
G25-23 (Sepiapterin – Nutzenbewertung gemäß § 35a Abs. 1 Satz 11 SGB V) [1] beauftragt. 

Im Rahmen des Stellungnahmeverfahrens zur Bewertung von Sepiapterin wurden vom 
pharmazeutischen Unternehmer (pU) mit seiner Stellungnahme vom 05.11.2025 [2] 
ergänzende Daten zum Anteil der Prüfungsteilnehmerinnen und Prüfungsteilnehmer an 
deutschen Prüfstellen an den G-BA übermittelt, die über die Angaben im Dossier hinausgehen 
[3]. 

Der G-BA hat das IQWiG mit der Berechnung der Anzahl der Prüfungsteilnehmerinnen und 
Prüfungsteilnehmer an deutschen Prüfstellen unter Berücksichtigung der Studie PTC923-PKU-
301 beauftragt. 

Die Verantwortung für die vorliegende Bewertung und das Bewertungsergebnis liegt 
ausschließlich beim IQWiG. Die Bewertung wird dem G-BA übermittelt. Über den Anteil der 
Prüfungsteilnehmerinnen und Prüfungsteilnehmer an Prüfstellen im Geltungsbereich des 
SGB V beschließt der G-BA. 
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2 Anteil der Prüfungsteilnehmerinnen und Prüfungsteilnehmer an Prüfstellen im 
Geltungsbereich des SGB V 

2.1 Angaben des pU zur Anzahl der Prüfungsteilnehmerinnen und -teilnehmer im Dossier 
sowie in der Stellungnahme 

Im Dossier liefert der pU Angaben zu den Studien PTC923-MD-003-PKU, PKU-002 und PTC923-
MD-004-PKU, wobei er letztere aufgrund der laut ihm noch laufenden Rekrutierung nicht in 
die Berechnung einschließt. Über die verbleibenden beiden Studien hinweg gibt er den Anteil 
der Prüfungsteilnehmerinnen und Prüfungsteilnehmer an Prüfstellen im Geltungsbereich des 
SGB V in Höhe von 5,2 % an [1]. 

In der Bewertung wurden im Abgleich mit dem Common Technical Document (CTD) 
mindestens 4 weitere Studien mit Registereintrag identifiziert (PKU-001, GAS-001, PBD-001, 
PTC923-MD-005-HV), welche der Zulassungsbehörde für die Beurteilung der klinischen 
Wirksamkeit und Sicherheit des Arzneimittels in dem zu bewertenden Anwendungsgebiet 
übermittelt wurden [1]. Diese Studien, die nicht an deutschen Prüfstellen stattfanden, sind in 
die Anteilsberechnung miteinzubeziehen. 

Im Abgleich mit Modul 4 A wurde 1 weitere Studie (PTC923-PKU-301) identifiziert, welche in 
die Berechnung einzubeziehen ist [1]. Mit seiner Stellungnahme hat der pU zusätzliche Daten 
zu dieser Studie vorgelegt [4], die eine Neuberechnung des Anteils der 
Prüfungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an deutschen Prüfstellen ermöglichen. Im 
Folgenden wird dieser Anteil unter Berücksichtigung der zusätzlichen Daten ermittelt. 

2.2 Berechnung 

Auf Grundlage der Angaben zu den in Tabelle 1 genannten Studien ergibt sich unter Einbezug 
der Studie PTC923-PKU-301 ein Anteil der Prüfungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an 
deutschen Prüfstellen in Höhe von 2,06 %. 

Es ist darauf hinzuweisen, dass sich im CTD weitere Studien befinden, für die allerdings kein 
Registereintrag identifiziert werden konnte. Diese Studien wurden laut CTD jedoch 
ausschließlich in Prüfzentren außerhalb Deutschlands durchgeführt und würden demnach 
lediglich zu einer Verringerung des ermittelten Anteilswertes führen. 

Vor diesem Hintergrund ist davon auszugehen, dass der Anteil der Prüfungsteilnehmerinnen 
und -teilnehmer an Prüfstellen im Geltungsbereich des SGB V an der Gesamtzahl der 
Prüfungsteilnehmerinnen und -teilnehmer unter 5 % liegt. 
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Tabelle 1: Berechnung des Anteils der Prüfungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an 
deutschen Prüfstellen 
Studie Berechnung inklusive der nachgereichten Angaben 

Anzahl der Prüfungsteilnehmenden 
über alle Prüfstellen 

Anzahl der Prüfungsteilnehmenden an 
deutschen Prüfstellen 

PTC923-MD-003-PKU 110a 7a 

PKU-002 24a 0a 

PKU-001 83b 0b, c 

GAS-001 21b 0b, c 

PBD-001 8b 0b, c 

PTC923-MD-005-HV 32b 0b, c 

PTC923-PKI-301 62d 0d 

Gesamt 340e 7e 

Gesamt in % – 2,06 %e 

a. Angaben des pU aus dem Dossier [3] 
b. Angaben aus dem CTD 
c. Angabe auf Grundlage der Informationen zu den beteiligten Studienzentren, die ausschließlich außerhalb 

Deutschlands liegen 
d. Angaben aus dem zugehörigen Studienbericht [4] 
e. eigene Berechnung 

CTD: Common Technical Document; pU: pharmazeutischer Unternehmer 
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