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Zitiervorschlag
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Medizinisch-fachliche Beratung

= Christoph Wanner, Abt. fiir klinische Studien und Epidemiologie, Deutsches Zentrum fir
Herzinsuffizienz, Universitatsklinikum Wirzburg

Das IQWiG dankt dem medizinisch-fachlichen Berater fiir seinen Beitrag zur
Dossierbewertung. Der Berater erhielt jedoch keine Einsicht in das Dossier des pU und war
nicht in die Erstellung der Dossierbewertung eingebunden. Fiir die Inhalte der
Dossierbewertung ist allein das IQWiG verantwortlich.

Die Beratung beinhaltete die schriftliche Beantwortung von Fragen zu den Themenbereichen
Krankheitsbild / Krankheitsfolgen, Therapieziele, Patientinnen und Patienten im deutschen
Versorgungsalltag, Therapieoptionen, therapeutischer Bedarf und Stand der medizinischen
Praxis. Darliber hinaus konnte eine Einbindung im Projektverlauf zu weiteren spezifischen
Fragen erfolgen.

An der Dossierbewertung beteiligte Mitarbeiterinnen und Mitarbeiter des IQWiG

=  Moritz Platen
= Christiane Balg
= Stefan Kobza

= Anja Schwalm
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1 Hintergrund

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) beauftragte das Institut fiir Qualitdt und
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG), das Dossier des pharmazeutischen
Unternehmers (pU) im Hinblick auf die folgenden Angaben zu bewerten:

= Anzahl der Patientinnen und Patienten in der Zielpopulation der gesetzlichen
Krankenversicherung (GKV)

= Kosten der Therapie fiir die GKV
Das Dossier wurde dem IQWiG am 11.02.2026 Ubermittelt.

Die Verantwortung fiir die vorliegende Bewertung und fiir das Bewertungsergebnis liegt
ausschlieRlich beim IQWiG. Die Bewertung wird zur Veroffentlichung an den G-BA lGbermittelt,
der ein Stellungnahmeverfahren durchfiihrt. Uber die Anzahl der Patientinnen und Patienten
in der GKV-Zielpopulation sowie (iber die Kosten der Therapie fir die GKV beschlief8t der G-BA.

Weitere Informationen zum Stellungnahmeverfahren und zur Beschlussfassung des G-BA
sowie die Module 1 bis4 des Dossiers des pU finden sich auf der Website des G-BA

(www.g-ba.de).
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2 Anzahl der Patientinnen und Patienten sowie Kosten der Therapie

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

2.1.1 Beschreibung der Erkrankung und Charakterisierung der Zielpopulation

Die Komplement-3-Glomerulopathie (C3G) stellt der pU nachvollziehbar und plausibel dar.

Die Zielpopulation charakterisiert der pU korrekt gemdR der Fachinformation von
Pegcetacoplan. Demnach wird Pegcetacoplan gemadRf dem neu zugelassenen
Anwendungsgebiet angewendet zur Behandlung von erwachsenen und jugendlichen
Patientinnen und Patienten im Alter von 12 bis 17 Jahren mit C3G in Kombination mit einem
Renin-Angiotensin-System(RAS)-Hemmer, es sei denn, die Behandlung mit einem RAS-
Hemmer wird nicht vertragen oder ist kontraindiziert [1].

Am 27.04.2026 erfolgte eine Anfrage an das Bundesinstitut fir Arzneimittel und
Medizinprodukte (BfArM). Die Antwort (siehe dazu Abschnitt 2.1.2.2, dort zu Schritt 2) wird in
der Bewertung zur Herleitung der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-
Zielpopulation berucksichtigt.

Der pU geht unter Verweis auf ein Beratungsgesprach mit dem G-BA davon aus, dass bei
Patientinnen und Patienten im geplanten Anwendungsgebiet eine Verlangsamung der
Krankheitsprogression angestrebt wird, sodass eine Nierenersatztherapie in Form von Dialyse
oder Transplantation fiir die Patientinnen und Patienten noch nicht umfasst ist [2].

2.1.2 Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

2.1.2.1 Beschreibung des Vorgehens des pU

Der pU schéatzt die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation liber
mehrere Schritte, die in Abbildung 1 zusammengefasst dargestellt sind und anschliefend
beschrieben werden.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -2-
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Ausgangsbasis
Versicherte in der Stichprobe der WIG2-Datenbank, die im Jahr 2023 versichert und beobachtbar waren
(2524 712)

A 4

Schritt1:
davon Versicherte mit MPGN
(167)

A 4

Schritt 2:
davon ohne monoklonale Gammopathie und ohne andere hdmatologische Malignome
(149)

A 4

Schritt 3:
davon mit Biopsie
(97)

A 4

Schritt4:
davon ohne Dialyse
(64)

A 4

Schritt5:
davon mit medikamentdser Behandlung
(35)

A 4

Schritt 6:
Extrapolation auf die GKV-Population
(569-1177)

v v

Schritt 7a: Schritt 7b:
davon Erwachsene mit C3G davon Jugendliche mit C3G
28,51 % (163-336) 2,65 %° (16-32)

A 4
Schritt 8:
Summe der Schritte 7a und 7b =
GKV-Zielpopulation
(179-368)

Angabe der Anzahl an Personen fiir den jeweiligen Schritt in Klammern

a. eigene Berechnung auf Basis von Angaben des pU

C3G: Komplement-3-Glomerulopathie; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; MPGN: membranoproliferative
Glomerulonephritis; pU: pharmazeutischer Unternehmer; WIG2: Wissenschaftliches Institut fir
Gesundheitsokonomie und Gesundheitssystemforschung

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

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -3-
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Vorbemerkung

In den Herleitungsschritten 1 bis 6 zieht der pU eine Routinedatenanalyse heran [3]. Fir C3G
existiert kein spezifischer Diagnose-Code gemdall der Internationalen statistischen
Klassifikation der Krankheiten und verwandter Gesundheitsprobleme, 10. Revision, Deutsche
Modifikation (ICD-10-GM). Daher nahert sich der pU der Zielpopulation lber 3 verschiedene
Populationen (,,Analysepopulationen A bis C) an.

Im Abgleich mit der relevanten Patientenpopulation mit C3G nimmt der pU implizit an, dass
den jeweiligen Analysepopulationen unterschiedlich breit definierte Patientengruppen
zugrunde liegen. Die Analysepopulation A basiert auf einer Patientengruppe mit membrano-
proliferativer Glomerulonephritis (MPGN), Analysepopulation B auf einer Patientengruppe
mit Dense Deposit Disease und Analysepopulation C auf einer Patientengruppe mit
Glomerulonephritiden. Mithilfe von Ein- und Ausschlusskriterien, die Diagnosen, Prozeduren
sowie Arzneimittel umfassen, schrankt der pU die Analysepopulationen zunachst innerhalb
der Forschungsdatenbank des Wissenschaftlichen Instituts fiir Gesundheitsékonomie und
Gesundheitssystemforschung (WIG2) ein, extrapoliert diese anschlieBend auf die
bundesweite GKV-Population und leitet abschlieRend mithilfe von Angaben auf Basis einer
Datenabfrage des UK National Registry of Rare Kidney Diseases (RaDaR) die Anteile der
relevanten Patientenpopulation mit C3G ab.

Die final vom pU ausgewiesene Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-
Zielpopulation (179 bis 368 Patientinnen und Patienten) basiert ausschlieflich auf der
Analysepopulation A, weshalb im Folgenden nur Analysepopulation A dargestellt und
bewertet wird.

Ausgangsbasis

Die Grundlage zur Schatzung der Patientenzahlen bildet eine vom pU beauftragte Analyse von
GKV-Routinedaten auf Basis der WIG2-Forschungsdatenbank. Die Datenbank enthilt
anonymisierte Abrechnungsinformationen von ca. 4,5 Millionen GKV-Versicherten zur
Inanspruchnahme von stationdren und ambulanten Gesundheitsleistungen sowie
Arzneimitteln der Jahre 2014 bis 2023.

Die Ausgangsbasis der Referenzpopulation aus der WIG2-Forschungsdatenbank bilden
2369 174 Erwachsene und 155538 Jugendliche ab 12 Jahren (insgesamt 2524712
Versicherte; eigene Berechnung) des Betrachtungsjahres 2023, die ,vor Aufnahme in die
Kohorte” (Wortlaut des pU) mindestens 2 Jahre kontinuierlich beobachtbar waren [3].

Schritt 1: Patientinnen und Patienten mit MPGN

Es wurden Patientinnen und Patienten mit den unten genannten 4-stelligen Codes gemafd ICD-
10-GM aufgegriffen, wenn sie im Betrachtungsjahr 2023 mindestens 1 Tag lebten und

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -4-
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beobachtbar waren und ihre Diagnosen zwischen dem 01.01.2016 und 31.12.2023 lagen. Die
Diagnosen wurden wie folgt kodiert:

= mindestens 2 ambulante Diagnosen und / oder stationare Nebendiagnosen der gleichen
3-stelligen Kategorie (Ubereinstimmende erste 3 Ziffern des ICD-Codes) innerhalb von 4
Quartalen?! oder

= mindestens 1 stationdre Hauptdiagnose.
Flr Erwachsene wurden ausschlieflich gesicherte Diagnosen bericksichtigt. Bei Jugendlichen

(12 bis 17 Jahre) wurden auch Verdachtsdiagnosen und Zustand-nach-Diagnosen
eingeschlossen.

Die Auswahl der Codes erfolgte jeweils innerhalb der 7 Kategorien NOO.- bis NO6.- der
Ubergeordneten Kategorie NOO bis NO8 ,,Glomeruladre Krankheiten”:

= NOO.- ,Akutes nephritisches Syndrom*

= NO1.- ,Rapid-progressives nephritisches Syndrom*

= NO2.- ,Rezidivierende und persistierende Hamaturie”

= NO3.-,Chronisches nephritisches Syndrom*

=  NOA4.- ,Nephrotisches Syndrom*“

= NOS5.- ,Nicht ndher bezeichnetes nephritisches Syndrom*

= NO6.- ,Isolierte Proteinurie mit Angabe morphologischer Veranderungen®

Die Kategorien sind jeweils in Subkategorien .0 bis .9 untergliedert (4-stellige Codes) und
dienen zur Verschlisselung der morphologischen Verdanderungen [4]. Der Aufgriff von
Patientinnen und Patienten mit MPGN, die sowohl immunkomplex- und komplement-

vermittelte Formen als auch weitere Formen umfasst [5] , erfolgte entlang der folgenden
Subkategorien (insgesamt 14 Codes):

= Subkategorie .5: ,Diffuse mesangiokapillare Glomerulonephritis” bzw.
,Membranoproliferative Glomerulonephritis, Typ | und lll, oder o.n.A.”

=  Subkategorie .6: ,Dense-deposit-Krankheit” bzw. ,Membranoproliferative

Ill

Glomerulonephritis, Typ |

Damit wurde eine Anzahl von 167 Patientinnen und Patienten selektiert.

1 Entspricht der Formulierung aus dem Studienbericht der Routinedatenanalyse [3]. Der pU gibt hierzu im
Modul 3 C an, dass zur Validierung der Diagnose diese in mindestens 2 Quartalen vorgelegen haben muss.
Dies ist dem Studienbericht nicht zu entnehmen.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -5-
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Schritt 2: Patientinnen und Patienten ohne monoklonale Gammopathie und ohne andere
hamatologische Malignome

Es wurden alle Patientinnen und Patienten ausgeschlossen, bei denen im
Vorbeobachtungszeitraum monoklonale Gammopathien und andere hdamatologische
Malignome dokumentiert wurden. Der pU begriindet diesen Schritt damit, dass eine Therapie
mit Komplementinhibitoren fir Patientinnen und Patienten wie im Fall der monoklonalen
Gammopathien nicht infrage kommt. Die verwendeten ICD-10-GM-Codes zur Selektion von
Patientinnen und Patienten mit sekundaren Erkrankungen sind in Anhang A dargestellt.

Dadurch wurden 18 Patientinnen und Patienten ausgeschlossen. Es verblieb eine Anzahl von
149 Patientinnen und Patienten.

Schritt 3: Patientinnen und Patienten mit Biopsie

Fiir die Herleitung der Zielpopulation setzt der pU eine Nierenbiopsie voraus. Diese musste
innerhalb von 90 Tagen vor oder nach der ersten Aufgriffdiagnose aus Schritt 1 durchgefiihrt
worden sein. Die herangezogenen Operationen- und Prozedurenschliissel (OPS) fiir eine
Nierenbiopsie sind in Anhang B dargestellt.

Die verbliebene Anzahl belief sich auf 97 Patientinnen und Patienten.

Schritt 4: Patientinnen und Patienten ohne Dialyse

Es wurden laut pU nur Patientinnen und Patienten bericksichtigt, die im Betrachtungsjahr
weder eine Kodierung fiir eine Dialyse noch zu irgendeinem Zeitpunkt eine Kodierung fiir eine
chronische Nierenerkrankung (CKD) im Stadium 5 aufwiesen. Die hierfiir betrachteten
Kodierungen sind im Anhang C dargestellt.

Es wurden dadurch 33 Patientinnen und Patienten ausgeschlossen. Damit verblieben 64
Patientinnen und Patienten.

Schritt 5: Patientinnen und Patienten mit medikamentéser Behandlung

Der pU geht implizit davon aus, dass er tGber die bisherigen Schritte nicht nur Patientinnen und
Patienten mit MPGN aufgreift. Unter seiner impliziten Annahme, dass alle Patientinnen und
Patienten mit MPGN eine medikamentdse Therapie erhalten, wurden in diesem Schritt
Patientinnen und Patienten aufgegriffen, fir die

* mindestens 2 Verordnungen eines RAS-Inhibitors und zusatzlich entweder? mindestens 2
Verordnungen von Immunsuppressiva innerhalb von 180 Tagen oder mindestens 2

2 Entspricht der Formulierung aus dem Studienbericht der Routinedatenanalyse [3]. Die Formulierung des pU
im Modul 3 C weicht hiervon insofern ab, dass keine Entweder-Oder-Verkniipfung vorliegt.

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -6-
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Verordnungen von Komplementinhibitoren innerhalb von 180 Tagen (im Fall von
Erwachsenen) bzw.

* entweder? mindestens 2 Verordnungen innerhalb von 180 Tagen von RAS-Inhibitoren
oder mindestens 2 Verordnungen von Immunsuppressiva innerhalb von 180 Tagen oder
mindestens 2 Verordnungen von Komplementinhibitoren innerhalb von 180 Tagen (im
Fall von Jugendlichen im Alter von 12 bis 17 Jahren) kodiert wurden.

Der pU begriindet dies damit, dass eine medikamentdse Therapie mit RAS-Hemmern in
Kombination mit immunsuppressiven Therapeutika laut Leitlinie der Kidney Disease:
Improving Global Outcomes (KDIGO) [6] empfohlen wird.

Dafiir bericksichtigt er folgende Wirkstoffe (siehe Anhang D zu den herangezogenen
Anatomisch-therapeutisch-chemischen-Codes [ATC-Codes]? sowie OPS):

=  RAS-Inhibitoren: Angiotensin-konvertierendes-Enzym(ACE)-Hemmer (rein oder
Kombinationen), Angiotensin-ll-Rezeptorblocker (rein oder Kombinationen)

= Immunsuppressiva: Corticosteroide zur systemischen Anwendung (rein),
Mycophenolsdure, Ciclosporin, selektive Immunsuppressiva

=  Komplement-Inhibitoren: Eculizumab, Ravulizumab, Pegcetacoplan, Avacopan,
Sutimlimab

Somit verblieben 35 Patientinnen und Patienten.

Schritt 6: Extrapolation auf GKV-Population

In diesem Schritt rechnet der pU die in den WIG2-Daten identifizierten Patientinnen und
Patienten auf die GKV-Population hoch. Zundchst wurden die aus Schritt 5 ermittelten
Patientinnen und Patienten analog zu den Gruppen der KM6-Statistik der GKV fir das Jahr
2023 in 34 Alters- und Geschlechtsgruppen eingeteilt. Da die KM6-Statistik die Altersgruppe
der 15- bis unter 20-Jahrigen zusammenfasst, wurden die Patientinnen und Patienten mit dem
Faktor 0,4 multipliziert, um die Anzahl der 18- und 19-Jahrigen zu schatzen. Laut pU erfolgte
daraufhin  eine  Hochrechnung entsprechend einer direkten  Alters- und
Geschlechtsstandardisierung getrennt nach Alters- und Geschlechtsgruppen und eine
anschliefende Aggregation der Ergebnisse.

Dem Vorgehen entsprechend ergibt sich als 95 %-Konfidenzintervall eine Anzahl von 569 bis
1177 Patientinnen und Patienten in der GKV-Population.

3 Die Erstellung der Dossierbewertung erfolgte unter Verwendung der Datentriger der amtlichen Fassung der
ATC-Klassifikation mit definierten Tagesdosen des BfArM. Als Datengrundlage dienten die Versionen der Jahre
2023 und 2026 [7,8].
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Schritt 7: Patientinnen und Patienten mit C3G

Der pU nimmt implizit an, dass Uber die vorausgegangenen Schritte Patientinnen und
Patienten mit MPGN aufgegriffen wurden. Diese Erkrankungen umfassen sowohl
immunkomplex- und komplement-vermittelte als auch weitere Formen der MPGN. Zur
Ermittlung des Anteils der Patientengruppe mit C3G zieht der pU eine Auswertung von Daten
des RaDaR heran, die in Teilen im Studienbericht [3] dargestellt ist. Dem RaDaR kénnen
Angaben zu insgesamt 947 aktiven Patientinnen und Patienten (zum Zeitpunkt des
Datenexports vom 05.11.2025 lebend und mit giltiger Einverstandniserklarung) mit
verschiedenen Ablagerungsmustern der MPGN (C3G, immunkomplexvermittelte [IC] MPGN
und C3G / MPGN ,,nicht anders spezifiziert“) entnommen werden.

Schritt 7a: Erwachsene mit C3G

GemalR der RaDaR-Kohorte belduft sich die Anzahl an Patientinnen und Patienten mit C3G an
der MPGN-Population auf 270, was einem Anteil von 28,51 % entspricht. Auf Grundlage der
in Schritt 6 hergeleiteten Zahlen ermittelt der pU demnach eine Anzahl von 163 bis 336
erwachsenen Patientinnen und Patienten mit C3G.

Schritt 7b: Jugendliche mit C3G

Entsprechend dem Datenexport aus dem RaDaR sind von den 270 Patientinnen und Patienten
mit C3G 247 Erwachsene sowie 23 pdadiatrische Patientinnen und Patienten. Unter Bezug auf
die 247 Erwachsenen ermittelt der pU fir die Jugendlichen einen Anteil von 9,31 %
(=23 +247). Demnach schéatzt der pU die Anzahl auf 16 bis 32 jugendliche Patientinnen und
Patienten in der GKV. In Hinblick auf Schritt 6 (569 bis 1177 Patientinnen und Patienten)
entspricht dies nach eigener Berechnung einem Anteil von 2,65 %.

Schritt 8: GKV-Zielpopulation

Die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation bildet der pU aus der
Summe der dulReren Grenzen der jeweiligen Spanne aus Schritt 7a bzw. 7b. Dies ergibt eine
Anzahl von 179 bis 368 Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation.

2.1.2.2 Bewertung des Vorgehens des pU

Das Vorgehen des pU zur Ermittlung der Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-
Zielpopulation ist rechnerisch weitgehend nachvollziehbar. Insgesamt ist die vom pU
berechnete Patientenzahl mit Unsicherheit behaftet. Nachfolgend werden die mafigeblichen
Grinde fur diese Bewertung naher erldutert.

Es ist allgemein anzumerken, dass fiir eine transparente Darstellung von
Routinedatenanalysen eine Orientierung an Berichtsstandards wie z. B. der standardisierten
Berichtsroutine fiir Sekundardatenanalysen (STROSA) empfohlen wird [9].

Institut fur Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) -8-



Dossierbewertung G26-03 Version 1.0
Pegcetacoplan (Komplement-3-Glomerulopathie) 12.05.2026

Zu Schritt 1: Patientinnen und Patienten mit MPGN

Es ist nicht auszuschlieRen, dass mit den herangezogenen 14 ICD-10-GM-Codes zusétzlich
Patientinnen und Patienten mit anderen glomerularen Erkrankungen aufgegriffen wurden, die
keine MPGN darstellen. Auch mit den nachfolgenden Selektionsschritten 2 bis 5 wird eine
Abgrenzung dieser Patientengruppe zu den Patientinnen und Patienten mit MPGN nicht
erreicht, da diese Schritte daflir zu unspezifisch sind.

Der pU greift samtliche Patientinnen und Patienten mit einer Diagnose ab 2016 auf. Zwar ist
dies fur Patientinnen und Patienten mit primdrer C3G unkritisch, da fiir sie von einem
progredienten Verlauf ausgegangen wird und somit die Diagnose auch im relevanten letzten
Betrachtungsjahr vorgelegen haben sollte. Jedoch kénnen durch das Vorgehen des pU
teilweise auch Patientinnen und Patienten mit einer Erkrankung aufgegriffen worden sein, die
keine progrediente MPGN war und die — infolge einer erfolgreichen Behandlung — nicht mehr
im Betrachtungsjahr vorlag. Zumindest ein Teil dieser Patientinnen und Patienten hatte durch
eine Einschrankung auf Patientinnen und Patienten, deren MPGN im Betrachtungsjahr vorlag,
ausgeschlossen werden kénnen. Aus den vom pU mitgelieferten Quellen ist nicht ersichtlich,
wie viele Patientinnen und Patienten ohne MPGN im Betrachtungsjahr aufgegriffen wurden.

Fiir diesen Schritt ist von einer potenziellen Uberschitzung auszugehen.

Zu Schritt 2: Patientinnen und Patienten ohne monoklonale Gammopathie und ohne
andere hamatologische Malignome

Der Auskunft des BfArM zufolge (siehe Abschnitt 2.1.1) sind Patientinnen und Patienten mit
monoklonaler Gammopathie und / oder anderen hamatologischen Malignomen nicht explizit
vom Anwendungsgebiet ausgeschlossen. Das BfArM fiihrt erganzend dazu aus, dass in
Anbetracht des Wirkmechanismus von Pegcetacoplan eine Behandlung mit Pegcetacoplan
sinnvoll erscheint, wenn Zeichen einer Komplementaktivierung in der Nierenbiopsie / im Blut
nachweisbar sind. Daher sind in Schritt 2 nicht alle Patientinnen und Patienten mit
monoklonaler Gammopathie und/oder anderen hamatologischen Malignomen
auszuschlieBen.

Zu Schritt 3: Patientinnen und Patienten mit Biopsie

Der pU begriindet diesen Selektionsschritt damit, dass eine eindeutige Diagnose der primaren
C3G nur Uber eine Nierenbiopsie gestellt werden kann. Dies ist grundsatzlich nachvollziehbar.
Laut S3-Leitlinie ist allerdings die Nierenbiopsie bei samtlichen glomeruldaren Erkrankungen
mit nephrotischem Syndrom der Goldstandard zur Diagnostik [5]. Nur in bestimmten
Fallkonstellationen kann eine Nierenbiopsie entfallen. Auch den Ausfiihrungen zum
Kodiersystem der ICD-10-GM-Codes kann entnommen werden, dass die Subkategorien .0 bis
.8 (siehe Schritt 1: der pU zieht die Subkategorien .5 und .6 heran) normalerweise nur benutzt
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werden sollten, wenn die morphologischen Verdanderungen speziell nachgewiesen wurden
z. B. durch Nierenbiopsie [4].

Insgesamt bleibt unklar, wieso ein hoher Anteil an Patientinnen und Patienten aus der
Stichprobe der Routinedatenanalyse keinen OPS fiir eine Biopsie aufweist (siehe Schritt 3: 52
von 149 Patientinnen und Patienten). Wie der pU selbst anfiihrt, kann nicht ausgeschlossen
werden, dass flr einige Patientinnen und Patienten die Biopsie langer zuriickgelegen haben
kdnnte als ihr individueller Gesamtbeobachtungszeitraum in der Routinedatenanalyse. Hinzu
kommt, dass nur jene Biopsien beriicksichtigt wurden, die innerhalb von 90 Tagen vor bzw.
nach der ersten aufgegriffenen Diagnose kodiert wurden. Auf der anderen Seite ist es moglich,
dass in der Versorgungspraxis von den Empfehlungen zur Durchfiihrung einer Biopsie zur
Diagnostik abgewichen wird.

Zu Schritt 4: Patientinnen und Patienten ohne Dialyse

Laut pU sind dialysepflichtige Patientinnen und Patienten nicht Teil des Anwendungsgebiets,
da sich die therapeutische Zielsetzung fiir Patientinnen und Patienten des Anwendungsgebiets
deutlich von jener fiir Patientinnen und Patienten mit terminalem Nierenversagen
unterscheidet. Dies ist grundsatzlich nachvollziehbar.

Jedoch lassen sich die Angaben des pU zum Zeitraum fiir die Kodierungen der Dialyse bzw. der
CKD (Stadium 5) nicht dem Studienbericht zur Routinedatenanalyse entnehmen [3].

Zu Schritt 5: Patientinnen und Patienten mit medikamentdéser Behandlung

Auf Basis der Aufgreifkriterien bericksichtigt der pU nur jene erwachsenen Patientinnen und
Patienten, die immunsuppressiv (mit Immunsuppressiva inklusive Komplementinhibitoren)
behandelt wurden. Eine solche Behandlung ist jedoch nicht fir alle erwachsenen Patientinnen
und Patienten des Anwendungsgebiets zwingend erforderlich. Der S3-Leitlinie lasst sich
beispielsweise entnehmen, dass bei der C3G eine immunsuppressive Therapie ab einem
bestimmten Grenzwert einer Proteinurie und bei einer Himaturie empfohlen wird [5]. Die
Empfehlungen der KDIGO erwahnen Uber die in der Routinedatenanalyse zugrunde gelegten
Wirkstoffe hinaus weitere Wirkstoffe wie Tacrolimus, Cyclophosphamid und Rituximab, die
fir die MPGN eingesetzt werden [6], aber nicht als Aufgreifkriterien in der
Routinedatenanalyse herangezogen wurden.

In Bezug auf Erwachsene wurden ausschliefllich Patientinnen und Patienten aufgegriffen, die
mindestens 2 Verordnungen eines RAS-Inhibitors erhielten. Wie der pU selber angibt, bleiben
dadurch erwachsene Patientinnen und Patienten mit Intoleranz oder Kontraindikation
gegenilber RAS-Inhibitoren unbericksichtigt, obwohl diese auch Teil des Anwendungsgebiets
sind. Ebenso fehlen Wirkstoffe, die bei der im Anwendungsgebiet relevanten Teilpopulation
(Intoleranz oder Kontraindikation gegeniber RAS-Inhibitoren) als Alternativen fiir die RAS-
Inhibitoren eingesetzt werden.
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Es ist daher in diesem Schritt von einer Unterschatzung auszugehen.

Zu Schritt 7: Patientinnen und Patienten mit C3G
Zu Schritt 7a: Erwachsene mit C3G

Die Ubertragbarkeit des in Schritt 7 ermittelten Anteilswerts auf die Anzahl der Patientinnen
und Patienten in Schritt 6 ist mit Unsicherheit behaftet. Dies resultiert u. a. daraus, dass die
Population in Schritt 6 nicht eindeutig auf Patientinnen und Patienten mit MPGN eingegrenzt
ist (siehe dazu Bewertung zu Schritt 1). Dartiber hinaus nimmt der pU an, dass der Anteil von
C3G-Patientinnen und -Patienten an allen MPGN-Fallen innerhalb der RaDaR-Kohorte auf den
Anteil innerhalb der GKV-Population libertragbar ist. Allerdings fehlen Angaben zur RaDaR-
Population. So ist nicht bekannt, ob die RaDaR-Population die entsprechenden Merkmale
aufweist, die als Kriterien zur Eingrenzung der MPGN-Patientinnen und -Patienten in den
jeweiligen Herleitungsschritten herangezogen wurden. Dies betrifft insbesondere den
Ausschluss von dialysepflichtigen bzw. sich im CKD-Stadium 5 befindenden Patientinnen und
Patienten.

Anhand der Ein- und Ausschlusskriterien fiir die MPGN-Kohorte des RaDaR ist ferner
Folgendes ersichtlich: Die MPGN-Population, aus der der pU den Anteilswert fiir C3G ermittelt,
umfasst Uberwiegend primare Erkrankungsfalle, d. h. MPGN ohne sekundadre Ursache. Die
Zielpopulation umfasst jedoch auch Falle mit sekundarer Ursache (siehe auch Bewertung zu
Schritt 2), sodass die Ubertragbarkeit des Anteilswerts unklar ist.

Zudem bestimmt der pU den Anteilwert auf Basis von 270 Patientinnen und Patienten mit
C3G, die nicht auf Erwachsene beschriankt waren. Die Anteilsbestimmung auf Basis
erwachsener Patientinnen und Patienten mit C3G (n = 247) ware angemessener gewesen.

Zu Schritt 7b: Jugendliche mit C3G

Auch zur Bestimmung des Anteils der jugendlichen Patientinnen und Patienten zieht der pU
die Patientenzahlen aus dem RaDaR heran. Hierfiir setzt der pU die Anzahl padiatrischer
Patientinnen und Patienten mit C3G ins Verhaltnis zur Anzahl erwachsener Patientinnen und
Patienten mit C3G. Es besteht Unsicherheit, da neben der fraglichen Ubertragbarkeit auf den
deutschen Versorgungskontext zudem unklar ist, inwiefern die Anzahl padiatrischer
Patientinnen und Patienten tatsachlich nur Jugendliche im Alter von 12 bis 17 Jahren umfasst.
Daruber hinaus ist nicht nachvollziehbar, dass der pU den Quotienten aus 247 Erwachsenen
und 23 pdadiatrischen Patientinnen und Patienten bildet und das Ergebnis (9,31 %) auf
Erwachsene anwendet, denn die Erwachsenen umfassen keine péadiatrischen Patientinnen
und Patienten. Es ware — bei den weiterhin bestehenden oben angegebenen Unsicherheiten
— angemessener gewesen, den Quotienten aus 947 Patientinnen und Patienten mit MPGN
und davon 23 padiatrischen Patientinnen und Patienten mit C3G zu bilden und das Ergebnis
(2,43 %; eigene Berechnung) auf die Patientenzahl aus Schritt 6 anzuwenden.
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Einordnung im Vergleich zu bisherigen Verfahren

Flr C3G steht ein friiheres Verfahren zu Iptacopan aus dem Jahr 2025 / 2026 zur Verfliigung
[10], dessen Zielpopulation jedoch ausschlieBlich erwachsene Patientinnen und Patienten
umfasst. Im Dossier zu Iptacopan wurde fir die GKV-Zielpopulation eine Anzahl von 112 bis
230 erwachsenen Patientinnen und Patienten geschatzt [11]. Die Obergrenze wurde auf Basis
einer Patientengruppe mit MPGN mithilfe von GKV-Routinedaten ermittelt, die mit der
aktuellen Herleitung teilweise vergleichbar ist. Die Angabe der Untergrenze wurde als
unsicher bewertet; die Anzahl der Obergrenze konnte tendenziell héher liegen [10]. Die vom
pU ermittelte GKV-Zielpopulation fiir Pegcetacoplan liegt mit einer Anzahl von 179 bis 368
Patientinnen und Patienten héher und umfasst auch Jugendliche.

Beide ausgewiesenen Spannen sind mit teilweise dhnlichen Unsicherheiten verbunden.
Aufgrund des breiter gefassten Anwendungsgebiets erscheint es plausibel, dass die hier
berichtete Anzahl von Patientinnen und Patienten mit C3G hoher ist.

2.1.2.3 Zukiinftige Anderung der Anzahl der Patientinnen und Patienten

Der pU geht von einem leichten Riickgang der Bevdlkerung sowie einem leichten Anstieg der
diagnostizierten Pravalenz der C3G durch die zunehmende Verfligbarkeit zielgerichteter
Therapien sowie einer verbesserten Diagnostik aus. Aufgrund der gegenlaufigen
Entwicklungen nimmt er an, dass sich die Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-
Zielpopulation in den nachsten 5 Jahren nicht signifikant andert.

2.1.2.4 Anzahl der Patientinnen und Patienten — Zusammenfassung

Tabelle 1: Anzahl der Patientinnen und Patienten in der GKV-Zielpopulation

Bezeichnung Bezeichnung der Patientengruppe Anzahl der Patientinnen | Kommentar
der Therapie und Patienten®
Pegcetacoplan® |erwachsene und jugendliche Patientinnen |179-368 Die Angabe ist
und Patienten im Alter von 12 bis 17 Jahren unsicher.
mit Komplement-3-Glomerulopathie

a. Angabe des pU
b. Pegcetacoplan wird in Kombination mit einem RAS-Hemmer angewendet, es sei denn, die Behandlung mit
einem RAS-Hemmer wird nicht vertragen oder ist kontraindiziert.

GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer; RAS: Renin-Angiotensin-System

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

Es wird — wie im Verfahren zu Iptacopan bei Erwachsenen mit C3G [10] — davon ausgegangen,
dass die Patientinnen und Patienten eine supportive Therapie der Begleitsymptome
(zumindest des Bluthochdrucks und der Odeme) mit der maximal vertraglichen Dosis von ACE-
Hemmern / Angiotensin-Antagonisten und — soweit notwendig — mit Diuretika und / oder
anderen Blutdrucksenkern erhalten.
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2.2.1 Behandlungsdauer

Da in der Fachinformation [1] keine maximale Behandlungsdauer quantifiziert ist, wird in der
vorliegenden Bewertung rechnerisch die Behandlung (iber das gesamte Jahr zugrunde gelegt,
auch wenn die tatsadchliche Behandlungsdauer patientenindividuell unterschiedlich ist. Dies
entspricht dem Vorgehen des pU.

2.2.2 Verbrauch

Die Angaben des pU zum Verbrauch entsprechen der Fachinformation [1].

Demnach wird Pegcetacoplan bei Erwachsenen pro Gabe in einer Dosis von 1080 mg
verabreicht. Fir Jugendliche von 12 bis 17 Jahren richtet sich der Verbrauch nach dem
Korpergewicht.

Unabhdngig von Alter und Korpergewicht berlicksichtigt der pU fir alle Patientinnen und
Patienten aufgrund von Verwurf einen tatsachlichen Verbrauch pro Gabe von 1
Durchstechflasche a 1080 mg. Dies ist nachvollziehbar.

2.2.3 Kosten des zu bewertenden Arzneimittels

Die Angaben des pU zu den Kosten von Pegcetacoplan geben korrekt den Stand der Lauer-
Taxe vom 01.01.2026 wieder.

2.2.4 Kosten fiir zusatzlich notwendige GKV-Leistungen

Der pU gibt an, dass Pegcetacoplan mithilfe einer Spritzeninfusionspumpe verabreicht wird
[1]. Laut pU sind die Kosten dafir wegen des vielfiltigen Angebotes an
Spritzeninfusionspumpen und der regional unterschiedlichen Vereinbarungen beziiglich
Hilfsmittelliefervertragen nicht bezifferbar. Der Fachinformation [1] ldsst sich neben der vom
pU genannten Spritzeninfusionspumpe zudem auch die Méglichkeit der Verabreichung von
Pegcetacoplan mittels eines On-Body-Delivery-Systems entnehmen.

2.2.5 Jahrestherapiekosten

Der pU ermittelt fiir Pegcetacoplan Jahrestherapiekosten pro Patientin bzw. Patient in Hohe
von 362 401,56 €. Sie bestehen ausschlieflich aus Arzneimittelkosten, welche plausibel sind.
Es entstehen zusatzliche Kosten fir die Verabreichung von Pegcetacoplan mithilfe einer
Spritzeninfusionspumpe bzw. eines On-Body-Delivery-Systems.
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2.2.6 Kosten der Therapie fiir die GKV — Zusammenfassung

Tabelle 2: Kosten fiir die GKV fir die zu bewertende Therapie pro Patientin oder Patient bezogen auf 1 Jahr

Bezeichnung der | Bezeichnung der Arzneimittel- | Kosten fiir zusatzlich | Kosten fiir sonstige Jahres- Kommentar
Therapie Patientengruppe kosten in € |notwendige GKV- GKV-Leistungen therapie-
Leistungen in €° (gemaR Hilfstaxe) in €2 | kosten in €°

Pegcetacoplan®¢ |erwachsene und 362 401,56 |0¢° 0 362 401,56 |Die Angabe des pU zu den Arzneimittel-
jugendliche kosten ist plausibel. Es entstehen vom pU
Patientinnen und nicht veranschlagte Kosten fir die
Patienten im Alter von Verabreichung von Pegcetacoplan mithilfe
12 bis 17 Jahren mit einer Spritzeninfusionspumpe bzw. eines
Komplement-3- On-Body-Delivery-Systems.
Glomerulopathie

a. Angabe des pU

b. Pegcetacoplan wird in Kombination mit einem RAS-Hemmer angewendet, es sei denn, die Behandlung mit einem RAS-Hemmer wird nicht vertragen oder ist
kontraindiziert.

c. Es wird davon ausgegangen, dass die Patientinnen und Patienten eine supportive Therapie der Begleitsymptome (zumindest des Bluthochdrucks und der Odeme)
mit der maximal vertraglichen Dosis von ACE-Hemmern / Angiotensin-Antagonisten und — soweit notwendig — mit Diuretika und / oder anderen
Blutdrucksenkern erhalten. Die Kosten dafiir sind vom pU nicht dargestellt.

d. Davon abweichend gibt der pU in Modul 3 C (Abschnitt 3.3.4) fiir mehrere Leistungen an, dass die Kosten nicht bezifferbar bzw. nicht quantifizierbar sind (siehe
Abschnitt 2.2.4).

ACE: Angiotensin-konvertierendes Enzym; GKV: gesetzliche Krankenversicherung; pU: pharmazeutischer Unternehmer; RAS: Renin-Angiotensin-System
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2.2.7 Versorgungsanteile

Der pU erlautert, dass aufgrund von Patientenpraferenzen, Kontraindikationen und
Therapieabbriichen keine genauen Aussagen zu moéglichen Versorgungsanteilen gemacht
werden konnen. Er geht davon aus, dass eine Therapie mit Pegcetacoplan tiberwiegend im
ambulanten Bereich erfolgen wird.
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3 Kommentar zur Anzahl der Priifungsteilnehmerinnen und Priifungsteilnehmer an
deutschen Priifstellen (Modul 3 C, Abschnitt 3.6)

Ein Kommentar zur Anzahl der Prifungsteilnehmerinnen und Prifungsteilnehmer an
deutschen Prifstellen entfallt, da das zu bewertende Arzneimittel vor dem 01.01.2025 in
Verkehr gebracht wurde und somit die Anzahl an Prifungsteilnehmerinnen und
Priifungsteilnehmern nicht anzugeben ist.
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Anhang A ICD-10-GM-Codes zum Ausschluss von Patientinnen und Patienten mit
monoklonaler Gammopathie und / oder anderen hamatologischen
Malignomen

Tabelle 3: ICD-10-GM-Codes zum Ausschluss von Patientinnen und Patienten mit
monoklonaler Gammopathie und / oder anderen hamatologischen Malignomen

ICD-10-GM-Code? | Bezeichnung?

C88.0 Makroglobulindmie Waldenstrém

C90.0 Multiples Myelom

C91.1 Chronische lymphatische Leukdmie vom B-Zell-Typ
D47.2 Monoklonale Gammopathie unbestimmter Signifikanz
D89.1 Kryoglobulindmie

a. Angaben aus Modul 3 C

ICD-10-GM: Internationale statistische Klassifikation der Krankheiten und verwandter Gesundheitsprobleme,
10. Revision, Deutsche Modifikation
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Anhang B  OPS zur Selektion von Patientinnen und Patienten mit Biopsie

Tabelle 4: OPS zur Selektion von Patientinnen und Patienten mit Biopsie

oPSs? Bezeichnung?®

1-460.x Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Genitalorganen —
Transurethrale Biopsie an Harnorganen und Prostata — Sonstige

1-460.y Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Genitalorganen —
Transurethrale Biopsie an Harnorganen und Prostata — Nicht ndher bezeichnet

1-465.y Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorgane — Perkutane
Biopsie an Harnorganen und mannlichen Genitalorganen mit Steuerung durch
bildgebende Verfahren — Nicht naher bezeichnet

1-463.0 Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen —
Perkutane (Nadel-)Biopsie an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorgane — Niere

1-463.x Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen —
Perkutane (Nadel-)Biopsie an Harnorganen und mannlichen Genitalorganen — Sonstige

1-463.y Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen —
Perkutane (Nadel-)Biopsie an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorgane — Nicht
naher bezeichnet

1-465.x Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen —
Perkutane Biopsie an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorgane mit Steuerung
durch bildgebende Verfahren — Sonstige

1-465.0 Biopsie ohne Inzision an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen —
Perkutane Biopsie an Harnorganen und mannlichen Geschlechtsorganen mit Steuerung
durch bildgebende Verfahren — Niere

1-560.0 Biopsie an Harnwegen und mannlichen Geschlechtsorganen durch Inzision — Biopsie an
Niere und perirenalem Gewebe durch Inzision — Niere

1-846.0 Diagnostische perkutane Punktion von Harnorganen — Niere

1-846.x Diagnostische perkutane Punktion von Harnorganen — Sonstige

1-846.y Diagnostische perkutane Punktion von Harnorganen — Nicht ndher bezeichnet

a. Angaben aus Modul 3 C

OPS: Operationen- und Prozedurenschliissel
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Anhang C  Kodierungen zum Ausschluss von Patientinnen und Patienten mit Dialyse

Tabelle 5: Kodierungen zum Ausschluss von Patientinnen und Patienten mit Dialyse
(mehrseitige Tabelle)

Klassifikation® | Code? Bezeichnung?®

ICD-10-GM Z49.0 Vorbereitung auf die Dialyse

Z49.1 Extrakorporale Dialyse

249.2 Sonstige Dialyse

299.2 Langzeitige Abhangigkeit von Dialyse bei Niereninsuffizienz

T82.4 Mechanische Komplikation durch GefaRRkatheter bei Dialyse

T85.71 |Infektion und entziindliche Reaktion durch Katheter zur Peritonealdialyse

N18.5 Chronische Nierenerkrankung, Stadium 5
OPS 8-853 Hamofiltration

8-854 Hamodialyse

8-855 Hamodiafiltration

8-857 Peritonealdialyse

5-549.20 | Implantation eines Kathetersystems in die Bauchhohle, subkutan getunnelt: Fiir die
Peritonealdialyse

5-549.30 | Revision eines Kathetersystems in die Bauchhdhle, subkutan getunnelt: Fur die
Peritonealdialyse

5-549.d0 | Wechsel eines Kathetersystems in die Bauchhdhle, subkutan getunnelt: Fiir die
Peritonealdialyse

DRG L90B Niereninsuffizienz, Tagesklinik, Alter > 14 Jahre mit Peritonealdialyse

LO2B Chirurgische Einlage eines Peritonealkatheters, Alter > 9 Jahre mit akuter
Niereninsuffizienz oder mit chronischer Niereninsuffizienz mit Dialyse

L02C Chirurgische Einlage eines Peritonealkatheters, Alter > 9 Jahre mit akuter
Niereninsuffizienz oder mit chronischer Niereninsuffizienz mit Dialyse oder
transurethrale Injektion bei Ostiuminsuffizienz

LOSA Sonstige Eingriffe bei Erkrankungen des Harnsystems, die Dialyseshunts fiir akutes
Nierenversagen oder fiir chronisches Nierenversagen mit Dialyse oder anderen
Behandlungen erfordern. Dialyseshunt, mit Kalziumphylaxie oder bestatigter
Laparotomie oder mit vollstandigem OP-Eingriff oder vollstandigem Eingriff, Alter
< 2 Jahre oder extern schwerwiegende CC

LO9B Sonstige Eingriffe bei Erkrankungen der Harnorgane mit Dialyseshunt bei akutem
Nierenversagen oder chronischem Nierenversagen mit Dialyse oder ohne
Dialyseshunt usw. Kalziphylaxie oder bestatigte Laparotomie, Alter > 1 Jahr, ohne
aulerlich schwerwiegende Komplikationen

LO9C Sonstige Eingriffe bei Erkrankungen der Harnorgane auRer der Anlage eines Dialyse-
Shunts, ohne Calciphylaxie, ohne spezifische Laparotomie, ohne spezifischen
Eingriff an der Vorhaut oder der Nebenschilddriise, Alter < 2 Jahre oder mit
schwerer externer CC, ohne komplexen OP-Eingriff, ohne komplexen Eingriff

L60B Niereninsuffizienz, mehr als ein Tag Aufenthalt, mit Dialyse und komplizierenden
Faktoren oder extrem schwerem CC, Alter > 15

L71z Niereninsuffizienz, ein Tag Dialyse
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Tabelle 5: Kodierungen zum Ausschluss von Patientinnen und Patienten mit Dialyse
(mehrseitige Tabelle)

Klassifikation® | Code? Bezeichnung®

EBM 40815 Pauschale fiir Dialyse bis zum Alter von 18 Jahren am Wohnort

40816 Pauschale fiir Peritonealdialyse bis zum Alter von 18 Jahren

40817 Pauschale fiir Peritonealdialyse bis zum Alter von 18 Jahren am Wohnort

40818 Pauschale fiir Himodialyse bis zum Alter von 18 Jahren. Lebensjahr wahrend
Urlaubsaufenthalt oder sonstiger Abwesenheit

40819 Pauschale fiir Peritonealdialyse bis zum Alter von 18 Jahren. Lebensjahr wahrend
Urlaubsaufenthalt oder sonstiger Abwesenheit

40823 Pauschale fir Dialyse fur Versicherte ab 18 Jahren. Lebensjahr

40824 Pauschale fiir Dialyse ab dem 18. Lebensjahr am Wohnort

40826 Pauschale fiir die Peritonealdialyse flr Versicherte ab 18 Jahren am Wohnort

40827 Pauschale fiir die intermittierende Peritonealdialyse flir Versicherte ab 18 Jahren an
ihrem Wohnort

40828 Pauschale fir Dialyse ab 18 Jahren bei Urlaubs- oder Arbeitsaufenthalten

a. Angaben aus Modul 3 C und Angaben aus dem Studienbericht der Routinedatenanalyse [3]

DRG: diagnosebezogene Fallgruppe; EBM: Einheitlicher BewertungsmaRstab; ICD-10-GM: Internationale
statistische Klassifikation der Krankheiten und verwandter Gesundheitsprobleme, 10. Revision, Deutsche
Modifikation; OPS: Operationen- und Prozedurenschlissel
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Anhang D ATC-Codes und OPS zur Selektion von Patientinnen und Patienten mit
medikamentdser Behandlung

Tabelle 6: ATC-Codes und OPS zur Selektion von Patientinnen und Patienten mit
medikamentdser Behandlung

ATC-Code? | OPS? Wirkstoffgruppe?® Beschreibung®

CO9A - RAS-Hemmer ACE-Hemmer, rein

C09B - ACE-Hemmer, Kombinationen

CcoacC - Angiotensin-ll-Rezeptorblocker, rein
C09D - Angiotensin-llI-Rezeptorblocker, Kombinationen
HO2A - Immunsuppressiva Corticosteroide zur systemischen Anwendung, rein
LO4AAO6 |- Mycophenolsdure

LO4ADO1 |- Ciclosporin

LO4AA - Selektive Immunsuppressiva

LO4AA25, |6-003.h Komplementinhibitoren |Eculizumab

LO4AJ01

LO4AA43, |6-00c.d Ravulizumab

LO4AJ02

LO4AA54, |6-00f.3 Pegcetacoplan

LO4AJ03

LO4AA59, |6-00e.4 Avocapan

LO4AJ0O5

LO4AA55, |6-00k.4 Sutimlimab

LO4AJ04

Wird nicht in der Datenbank Iptacopan

aufgefiihrt, zugelassen im

Jahr 2024°

a. Angaben aus Modul 3 C und Angaben aus dem Studienbericht der Routinedatenanalyse [3]

b. Wortlaut des pU

ACE: Angiotensin-konvertierendes Enzym; ATC-Code: Anatomisch-therapeutisch-chemischer-Code;
OPS: Operationen- und Prozedurenschliissel
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Anhang E  Offenlegung von Beziehungen der externen Sachverstandigen

Externe Sachverstdndige

Diese Dossierbewertung wurde unter Einbindung eines externen Sachverstindigen (eines
medizinisch-fachlichen Beraters) erstellt. Medizinisch-fachliche Beraterinnen oder Berater,
die wissenschaftliche Forschungsauftrage fur das Institut bearbeiten, haben gemall § 139b
Abs. 3 Satz 2 SGB V ,alle Beziehungen zu Interessenverbdanden, Auftragsinstituten,
insbesondere der pharmazeutischen Industrie und der Medizinprodukteindustrie,
einschlieflich Art und Hohe von Zuwendungen” offenzulegen. Das Institut hat von dem
Berater ein ausgefiilltes Formular ,Formblatt zur Offenlegung von Beziehungen” erhalten. Die
Angaben wurden durch das speziell fir die Beurteilung der Interessenkonflikte eingerichtete
Gremium des Instituts bewertet. Es wurden keine Interessenkonflikte festgestellt, die die
fachliche Unabhangigkeit im Hinblick auf eine Bearbeitung des vorliegenden Auftrags
gefahrden. Im Folgenden sind die Angaben zu Beziehungen zusammengefasst. Alle
Informationen beruhen auf Selbstangaben der Person anhand des ,Formblatts zur
Offenlegung von Beziehungen”. Die in diesem Formblatt verwendeten Fragen befinden sich
im Anschluss an diese Zusammenfassung.

Name Frage 1 Frage 2 Frage 3 Frage 4 Frage 5 Frage 6 Frage 7

Wanner, Christoph |ja ja ja ja nein nein nein
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Im ,,Formblatt zur Offenlegung von Beziehungen” wurden folgende 7 Fragen gestellt:

Frage 1: Sind oder waren Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor
bei einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbst-
verwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband angestellt oder fur diese / dieses / diesen selbststandig oder ehrenamtlich tatig
bzw. sind oder waren Sie freiberuflich in eigener Praxis tatig?

Frage 2: Beraten Sie oder haben Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre
davor eine Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. eine Klinik, eine Einrichtung der
Selbstverwaltung, eine Fachgesellschaft, ein Auftragsforschungsinstitut), ein pharma-
zeutisches Unternehmen, einen Medizinproduktehersteller oder einen industriellen Interes-
senverband beraten (z.B. als Gutachter/-in, Sachverstandige/r, in Zusammenhang mit
klinischen Studien als Mitglied eines sogenannten Advisory Boards / eines Data Safety
Monitoring Boards [DSMB] oder Steering Committees)?

Frage 3: Haben Sie innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor direkt oder
indirekt von einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der
Selbstverwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband Honorare erhalten (z. B. fiir Vortrage, Schulungstatigkeiten, Stellungnahmen oder
Artikel)?

Frage 4: Haben Sie oder hat |hr Arbeitgeber bzw. lhre Praxis oder die Institution, fiir die Sie
ehrenamtlich tatig sind, innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor von
einer Einrichtung des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbst-
verwaltung, einer Fachgesellschaft, einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharma-
zeutischen Unternehmen, einem Medizinproduktehersteller oder einem industriellen Interes-
senverband sogenannte Drittmittel erhalten (d.h. finanzielle Unterstlitzung z.B. fir
Forschungsaktivitdten, die Durchfihrung klinischer Studien, andere wissenschaftliche
Leistungen oder Patentanmeldungen)? Sofern Sie in einer grofReren Institution tatig sind,
genigen Angaben zu lhrer Arbeitseinheit, z. B. Klinikabteilung, Forschungsgruppe.

Frage 5: Haben Sie oder hat Ihr Arbeitgeber bzw. lhre Praxis oder die Institution, fiir die Sie
ehrenamtlich tatig sind, innerhalb des laufenden Jahres und der 3 Kalenderjahre davor
sonstige finanzielle oder geldwerte Zuwendungen, z. B. Ausristung, Personal, Unterstiitzung
bei der Ausrichtung einer Veranstaltung, Ubernahme von Reisekosten oder Teilnahme-
gebihren fir Fortbildungen / Kongresse erhalten von einer Einrichtung des Gesundheits-
wesens (z. B. einer Klinik, einer Einrichtung der Selbstverwaltung, einer Fachgesellschaft,
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einem Auftragsforschungsinstitut), einem pharmazeutischen Unternehmen, einem Medizin-
produktehersteller oder einem industriellen Interessenverband? Sofern Sie in einer grof3eren
Institution tatig sind, genigen Angaben zu lhrer Arbeitseinheit, z.B. Klinikabteilung,
Forschungsgruppe.

Frage 6: Besitzen Sie Aktien, Optionsscheine oder sonstige Geschaftsanteile einer Einrichtung
des Gesundheitswesens (z. B. einer Klinik, einem Auftragsforschungsinstitut), eines pharma-
zeutischen Unternehmens, eines Medizinprodukteherstellers oder eines industriellen Interes-
senverbands? Besitzen Sie Anteile eines sogenannten Branchenfonds, der auf pharma-
zeutische Unternehmen oder Medizinproduktehersteller ausgerichtet ist? Besitzen Sie
Patente fiir ein pharmazeutisches Erzeugnis, ein Medizinprodukt, eine medizinische Methode
oder Gebrauchsmuster fiir ein pharmazeutisches Erzeugnis oder ein Medizinprodukt?

Frage 7: Sind oder waren Sie jemals an der Erstellung einer medizinischen Leitlinie oder
klinischen Studie beteiligt, die eine mit diesem Projekt vergleichbare Thematik behandelt/e?
Gibt es sonstige Umstdnde, die aus Sicht von unvoreingenommenen Betrachtenden als
Interessenkonflikt bewertet werden kénnen, z. B. Aktivitdten in gesundheitsbezogenen Inte-
ressengruppierungen bzw. Selbsthilfegruppen, politische, akademische, wissenschaftliche
oder personliche Interessen?
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