IQWiG

Sepiapterin
(Phenylketonurie)

Addendum zum Projekt G25-23
(Dossierbewertung)

__ADDENDUM (DOSSIERBEWERTUNG) | | | |
] EENEEENEEEEE

Projekt: G25-37 Version: 1.0 Stand: 18.12.2025 IQWiG-Berichte — Nr. 2157
DOI: 10.60584/G25-37




Addendum (Dossierbewertung) G25-37

Version 1.0

Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23

Impressum

Herausgeber

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen

Thema

Sepiapterin (Phenylketonurie) — Addendum zum Projekt G25-23

Auftraggeber

Gemeinsamer Bundesausschuss

Datum des Auftrags
25.11.2025

Interne Projektnummer
G25-37

DOI-URL
https://doi.org/10.60584/G25-37

Anschrift des Herausgebers

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
Siegburger Str. 237
50679 Koln

Tel.: +49 221 35685-0

Fax: +49 221 35685-1
E-Mail: berichte@igwig.de
Internet: www.iqwig.de

ISSN: 1864-2500

18.12.2025

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)


mailto:berichte@iqwig.de
http://www.iqwig.de/

Addendum (Dossierbewertung) G25-37 Version 1.0
Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23 18.12.2025

Zitiervorschlag

Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen. Sepiapterin
(Phenylketonurie); Addendum zum Projekt G25-23 (Dossierbewertung) [online]. 2025
[Zugriff: TT.MM.JJJJ]. URL: https://doi.org/10.60584/G25-37.

Schlagwoérter

Sepiapterin, Phenylketonurie

Keywords

Sepiapterin, Phenylketonuria

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -ii -



Addendum (Dossierbewertung) G25-37 Version 1.0
Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23 18.12.2025

An dem Addendum beteiligte Mitarbeiterinnen und Mitarbeiter des IQWiG
= Christopher Kunigkeit

=  Anna-Lena Firle

= Anja Schwalm

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) - iii -



Addendum (Dossierbewertung) G25-37 Version 1.0

Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23 18.12.2025
Inhaltsverzeichnis
Seite
TabelleNVerzeiChnis ...t ssee s e s sesss s s senssssssssnssssssssnssssssanns v
AbBKUrzungsverzeichnis......ccceciiiieeiiiiiieiiiiiiiiiiiiiiniieeeiiressisieesisiressssssresssssnsssssssnn vi
3 o [T =T =TT Yo USROS 1
2 Anteil der Priifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an Priifstellen im
Geltungshereich des SGB V ........cceiiieeieiienieieenirteniereeneeeeeseetessereanseressesenssesensesssssessansens 2
2.1 Angaben des pU zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen und -teilnehmer im
Dossier sowie in der Stellungnahme .........ccoivvviiiiiieeiiiiiiiniiinieee 2
R N - 11 =Tl T T4V 2
T 11 =T - | L PPN 4

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -iv -



Addendum (Dossierbewertung) G25-37 Version 1.0
Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23 18.12.2025

Tabellenverzeichnis

Tabelle 1: Berechnung des Anteils der Prifungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an
deUutsChen PrifStellEN .......ooo e e e e e e e e aanee s 3

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -V-



Addendum (Dossierbewertung) G25-37

Version 1.0

Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23

Abklrzungsverzeichnis

18.12.2025

Abkiirzung Bedeutung

CTD Common Technical Document

G-BA Gemeinsamer Bundesausschuss

IQWIiG Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
pU pharmazeutischer Unternehmer

SGB Sozialgesetzbuch

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)

- Vi -



Addendum (Dossierbewertung) G25-37 Version 1.0

Sepiapterin — Addendum zum Projekt G25-23 18.12.2025

1 Hintergrund

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat das Institut fiir Qualitat und Wirtschaftlichkeit
im Gesundheitswesen (IQWiG) am 25.11.2025 mit ergdnzenden Bewertungen zum Projekt
G25-23 (Sepiapterin — Nutzenbewertung gemald § 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]
erginzende Daten zum Anteil der Prifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an
deutschen Priifstellen an den G-BA (ibermittelt, die (iber die Angaben im Dossier hinausgehen

[3].

Der G-BA hat das IQWiG mit der Berechnung der Anzahl der Prifungsteilnehmerinnen und
Prifungsteilnehmer an deutschen Priifstellen unter Berlicksichtigung der Studie PTC923-PKU-
301 beauftragt.

Die Verantwortung fiir die vorliegende Bewertung und das Bewertungsergebnis liegt
ausschlieRlich beim IQWiG. Die Bewertung wird dem G-BA iibermittelt. Uber den Anteil der
Prufungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an Prifstellen im Geltungsbereich des
SGB V beschliel3t der G-BA.

Institut fir Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -1-
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2 Anteil der Priifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an Priifstellen im
Geltungsbereich des SGB V

2.1 Angaben des pU zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen 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 einschlieRt. Uber die verbleibenden beiden Studien hinweg gibt er den Anteil
der Priifungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an Priifstellen im Geltungsbereich des
SGB V in H6he 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 Zulassungsbehorde fiir die Beurteilung der klinischen
Wirksamkeit und Sicherheit des Arzneimittels in dem zu bewertenden Anwendungsgebiet
Ubermittelt wurden [1]. Diese Studien, die nicht an deutschen Priifstellen 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 zusétzliche Daten
zu dieser Studie vorgelegt [4], die eine Neuberechnung des Anteils der
Prufungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an deutschen Prifstellen ermdglichen. Im
Folgenden wird dieser Anteil unter Berlcksichtigung der zusatzlichen 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 Prifungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an
deutschen Priifstellen in Hohe von 2,06 %.

Es ist darauf hinzuweisen, dass sich im CTD weitere Studien befinden, fir die allerdings kein
Registereintrag identifiziert werden konnte. Diese Studien wurden laut CTD jedoch
ausschlieBlich in Prifzentren auRerhalb Deutschlands durchgefiihrt und wiirden demnach
lediglich zu einer Verringerung des ermittelten Anteilswertes fiihren.

Vor diesem Hintergrund ist davon auszugehen, dass der Anteil der Priifungsteilnehmerinnen
und -teilnehmer an Prifstellen im Geltungsbereich des SGBV an der Gesamtzahl der
Priufungsteilnehmerinnen und -teilnehmer unter 5 % liegt.

Institut fir Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -2-
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Tabelle 1: Berechnung des Anteils der Prifungsteilnehmerinnen und -teilnehmer an
deutschen Prufstellen

Studie Berechnung inklusive der nachgereichten Angaben
Anzahl der Priifungsteilnehmenden Anzahl der Priifungsteilnehmenden an
iiber alle Priifstellen deutschen Priifstellen

PTC923-MD-003-PKU 110° 7

PKU-002 242 0?

PKU-001 83° 0~ ¢

GAS-001 21° 0~ ¢

PBD-001 8b 0> ¢

PTC923-MD-005-HV 32b 0~ ¢

PTC923-PKI-301 62¢ 0

Gesamt 340¢ 7¢

Gesamt in % - 2,06 %°

a. Angaben des pU aus dem Dossier [3]

b. Angaben aus dem CTD

c. Angabe auf Grundlage der Informationen zu den beteiligten Studienzentren, die ausschlieRlich auRerhalb

Deutschlands liegen

d. Angaben aus dem zugehoérigen Studienbericht [4]

e. eigene Berechnung

CTD: Common Technical Document; pU: pharmazeutischer Unternehmer

Institut fir Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -3-
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