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TK-MRgFUS bei essenziellem Tremor 09.07.2021

Kurzfassung

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat mit Schreiben vom 27.05.2021 das Institut fiir
Qualitit und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) in Ergidnzung des Auftrags
H20-05 beauftragt, mogliche Eckpunkte einer registerbasierten, nicht randomisierten Studie in
Erginzung zur randomisierten Erprobungsstudie zu beschreiben.

Fragestellung

Ziel der vorliegenden Untersuchung ist, fiir den Transkranialen Magnetresonanz-gesteuerten
fokussierten Ultraschall zur Behandlung des medikamenten-resistenten essenziellen Tremors
bei Patientinnen und Patienten, die fiir eine Tiefe Hirnstimulation infrage kommen,

»  mogliche Eckpunkte einer registerbasierten, nicht randomisierten Studie zu beschreiben

in Ergidnzung zu der in der §-137h-Bewertung H20-05 skizzierten randomisierten Erprobungs-
studie.

Eckpunkte einer registerbasierten Studie

Die Skizzierung einer registerbasierten Studie in Ergdnzung zur randomisierten
Erprobungsstudie erfolgt vor dem Hintergrund, dass die Indikation extrem selten ist. Dies fiihrt
in einigen Aspekten der Studienplanung zu einem pragmatischen Vorgehen. Die Eckpunkte der
registerbasierten Studie umfassen die Empfehlung, eine Studie mit prospektivem Design zu
konzipieren. Die Fragestellung (Population, Intervention, Comparator, Outcomes) entspricht
derjenigen der in H20-05 skizzierten, randomisierten Erprobungsstudie. Wesentliche
Komponenten der Studienplanung sind ein explizites, vor Beginn der Datenerhebung
finalisiertes Studienprotokoll, das insbesondere die Prispezifikation moglicher Confounder
umfasst und Angaben zu Umfang und Dauer der Datenerhebung enthilt.

Uber eine Recherche nach Indikationsregistern zum essenziellen Tremor konnte kein potenziell
geeignetes Register identifiziert werden. Fiir die Datenerhebung ist somit der Aufbau eines
neuen Registers notwendig. Der notwendige Zeitraum zum Aufsetzen eines solchen neuen
Registers wird — abhéngig von verschiedenen Faktoren — auf ca. 1 bis 4 Jahre geschétzt. Es
werden Qualitdtskriterien fiir Indikationsregister gelistet, die dem Ziel einer moglichst hohen
Ergebnisqualitét dienen.

Erfolgsaussichten

Eine registerbasierte Studie, die geeignet ist, mogliche, in der randomisierten Erprobungsstudie
beobachtete Effekte zu stiitzen, ist grundsdtzlich moglich. Die Durchfithrung einer solchen
registerbasierten Studie ist mit einem hohen Aufwand verbunden, u.a. da bislang kein
geeignetes Register bekannt ist und dementsprechend der Aufbau eines neuen Registers
erforderlich ist. Aufgrund der extremen Seltenheit der Indikation wird die Planung der Studie
in einigen Aspekten einem pragmatischen Ansatz folgen miissen. Dennoch koénnten nach
einigen Jahren die Ergebnisse herangezogen werden, um mogliche, in der randomisierten
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Erprobungsstudie beobachtete Effekte zu stiitzen. Fiir den Fall, dass in die randomisierte
Erprobungsstudie weniger als erwartet und damit letztendlich nicht ausreichend rekrutiert wird,
konnte eine solche registerbasierte Studie zumindest als eine grobe Orientierung flir eine
Richtlinienentscheidung am Ende der Erprobung dienen. Die Aussagekraft wird vor allem
davon abhingen, wie viele Patientinnen und Patienten letztlich in dem Register erfasst werden.
Gegeniiber dem Status Quo wiirde mit der randomisierten Erprobungsstudie und der
skizzierten, erginzenden registerbasierten Studie fiir die vorliegende extrem seltene Indikation
die beste Datenbasis geschaffen werden, die unter den gegebenen Umstidnden in Deutschland
moglich ist.

Eine Moglichkeit, um mehr Patientinnen und Patienten in die registerbasierte Studie
einzuschlieBen und damit die Aussagekraft zu erhohen, liegt in einer internationalen
Offnungsoption der Studie.
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