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Der Leistungsanspruch der gesetzlich Versicherten richtet sich insbesonde-
re nach §2 Abs.1 S.3 SGBV. Danach haben ,Qualitit und Wirksamkeit
der Leistungen haben dem allgemein anerkannten Stand der medizinischen
Erkenntnisse zu entsprechen und den medizinischen Fortschritt zu beriick-
sichtigen.”

Erkenntnisse zur Qualitit und Wirksamkeit der Leistungen stammen
beim Markteintritt zunédchst aus der Phase der Arzneimittelentwicklung
und der Durchfithrung des arzneimittelrechtlichen Zulassungsverfahrens.
Diese Zusammenhénge werden nachfolgend in Kapitel 1 nédher dargestellt.
Der Anspruch der Versicherten kniipft an das Zulassungsverfahren an, so-
dass die arzneimittelrechtliche Zulassung vorgreiflich ist und Versicherten
grundsitzlich einen Anspruch auf alle zugelassenen Arzneimittel haben.
Der Anspruch der Versicherten wird daher in Kapitel 2 néher dargestellt.
Daran schliefSt sich eine Darstellung zu den Ablaufen des AMNOG-Verfah-
rens in Kapitel 3 an.

Kapitel 1: Die Entwicklung und Zulassung von Arzneimitteln

Die Entwicklung von Arzneimitteln beginnt mit der Suche nach einem
Angriffspunkt im Krankheitsgeschehen. Es geht also zunédchst um die
Entwicklung einer Idee und der Suche nach einer Substanz, aus der das
Arzneimitte]l entstehen konnte.®> Ist eine Substanz gefunden schliefit sich
die weitere Priifung des Arzneimittels an, welche zugleich die Grundlage
der Entscheidung iiber die Zulassung bildet (vgl. § 25 AMG). Die Priifung
des Arzneimittels ist daher auf eine Erfiillung der Anforderungen des Zu-
lassungsverfahrens ausgerichtet.

85 Bundesinstitut fiir Arzneimittel und Medizinprodukte (BfArM), Arzneimittel - Wie
ein Arzneimittel entsteht; abrufbar unter: https://www.bfarm.de/DE/Buergerbereich
/Arzneimittel/_node.html.
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A. Die Zulassung von Arzneimitteln

Das Arzneimittelrecht bezweckt, eine Versorgung mit sicheren Arzneimit-
teln zu erreichen (vgl. § 1 AMG). Seit der Einfithrung der Zulassungspflicht
durch das Gesetz zur Neuordnung des Arzneimittelrechts (AMRNOG) im
Jahr 197686 setzt das Inverkehrbringen von Arzneimitteln (gemifd § 2 AMG)
grundsitzlich®” die Erteilung einer arzneimittelrechtlichen Zulassung auf
der Basis von klinischen Priifungen®® voraus. Fiir das Inverkehrbringen von
Arzneimitteln in Deutschland gilt (gemaf3 § 21 AMG) also ein Verbot mit
Erlaubnisvorbehalt.®” Dabei bestehen unterschiedliche Mdglichkeiten zur
Durchfithrung des Zulassungsverfahrens, um die Zulassung von Arznei-
mitteln in der Européischen Union (bzw. dem Europidischen Wirtschafts-
raum??) zu vereinheitlichen.”!

I. Ablauf der arzneimittelrechtlichen Zulassung

Mitte der 1990er-Jahre wurde das zentrale europdische Zulassungsverfah-
ren®? geschaffen.®® Nach den heutigen Regelungen ist die Beantragung einer
Zulassung bei der Europdischen Arzneimittelagentur (European Medicines
Agency = EMA) im Rahmen eines zentralen Verfahrens fiir bestimmte Arz-
neimittel verpflichtend (gemafd Art.3 Abs.1 EG/762/2004), um eine EU-
weite Zulassung und dadurch moglichst breite Verfiigbarkeit zu erreichen.
Dabei geht es um Arzneimittel mit bestimmten Indikationen, die als be-
sonders wichtig eingeschatzt werden,”* Arzneimittel, die mittels bestimm-

86 Gesetz zur Neuordnung des Arzneimittelrechts vom 24.08.1976, BGBL. I 1976, Nr. 110
vom 01.09.1976, S. 2445.

87 Zum Beispiel sind Rezeptur- und Defekturarzneimittel nicht von der Zulassungs-
pflicht gemaf3 § 21 AMG erfasst.

88 Sander, in: Sander, AMG, Stand: Lfg. November 1977, Exl. § 40 AMG, C,, S. 5.

89 Vgl. z. B. Igl/Welti, Gesundheitsrecht, 2022, § 25, Rn. 12; Winnands/Kiigel, in: Kii-
gel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 21 AMG, Rn. 2.

90 D.h. unter Einbeziehung von Island, Liechtenstein und Norwegen.

91 S. eine Ubersicht aller nationaler und europdischer Zulassungsverfahren Fleischfres-
ser, in: Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht - Kommentar, Stand: 135. Aktualisierung
2019, § 21 Anm. 4.

92 S.dazu unten L

93 Verordnung (EG) Nr.542/95 der Kommission vom 10. Mérz 1995 iiber die Priifung
von Anderungen einer Zulassung gemifl der Verordnung (EWG) Nr.2309/93 des
Rates.

94 S. dazu Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 9.
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ter biotechnologischer Verfahren hergestellt werden, und Arzneimittel zur
Behandlung seltener Erkrankungen, die eine sog. Orphan Designation®
erhalten haben.?®

Weiterhin kénnen Arzneimittel mit einem neuen Wirkstoff, der bei In-
krafttreten der Verordnung EG/726/2004 noch nicht in der EU zugelassen
war (sog. First-in-class-Substanzen®”) oder Arzneimittel, die eine bedeu-
tende Innovation in therapeutischer, wissenschaftlicher oder technischer
Hinsicht darstellen oder die zentrale Zulassung auf Gemeinschaftsebene
im Interesse der Patienten bzw. Patientinnen ist (gemafl Art.3 Abs.2
EG/762/2004) das zentrale Zulassungsverfahren durchlaufen.

Ansonsten bleibt die Zulassung von Arzneimitteln eine grundsitzlich
nationale Angelegenheit, fiir die aber die Mdglichkeit zur Durchfithrung
eines dezentralen Verfahrens (Decentralised Procedure = DCP) und die
Méglichkeit zur gegenseitigen Anerkennung von Arzneimittelzulassungen
besteht (vgl. § 25b AMG). Das dezentrale Verfahren dient der gleichzeiti-
gen Zulassung eines Arzneimittels in mehreren Mitgliedsstaaten (vgl. § 25b
Abs.1 AMG). Das Verfahren zur gegenseitigen Anerkennung (Mutual Re-
cognition Procedure = MRP) ermdglicht eine Anerkennung der Zulassung
eines anderen Mitgliedsstaates auf der Grundlage des Beurteilungsberichtes
des anderen Mitgliedsstaates (vgl. § 24 Abs. 2 S.1 AMG).

Mit Ausnahme der dargestellten Fille, in denen die Durchfiithrung des
zentralen Zulassungsverfahrens vorgeschrieben ist, obliegt die Wahl des
Zulassungsverfahrens dem pharmazeutischen Unternehmen.*®

1. Zentrales Zulassungsverfahren

Rechtliche Grundlage des zentralen Zulassungsverfahrens ist die Verord-
nung EG/726/2004. Danach ist die EMA fiir die Durchfithrung des Zu-
lassungsverfahrens zustindig, koordiniert den Ablauf des Verfahrens und
fithrt die formale Abwicklung des Zulassungsantrages durch. Die fachli-

95 S. dazu ausfuhrlich Meier, in: Meier/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharmarecht,
§3, Rn. 296 .

96 Vgl. Anhang zur Verordnung EG/726/2004; s. zu den Kriterien zur Ausweisung als
Orphan Drug Natz/Griiner, Rahmenbedingungen und Markt fiir Orphan Drugs -
Regulierung und Einfliisse aus der EU, in: Preufi/Héussler (Hrsg.) Seltene Helden -
Orphan Drugs in Deutschland, 2013, S. 93 ff.

97 Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 9.

98 Fleischfresser, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 6, Rn. 41.
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che Begutachtung der Antrdge erfolgt durch den bei der EMA gebildeten
Ausschuss fiir Humanarzneimittel (geméfl Art.5 EG/726/2004, d. h. das
Committee for Medicinal Products for Human Use = CHMP), der sich
aus wissenschaftlichen Vertretern bzw. Vertreterinnen der Arzneimittelbe-
horden der Mitgliedsstaaten (und Vertretern bzw. Vertreterinnen aus Island,
Liechtenstein und Norwegen)®® zusammensetzt.

Im Rahmen des Zulassungsverfahrens begutachtet das CHMP die Qua-
litat, Wirksamkeit und Unbedenklichkeit von Arzneimitteln (vgl. Art.7
EG/726/2004) und beurteilt, ob der Antrag des pharmazeutischen Unter-
nehmens die Zulassungsanforderungen erfiillt, ggf. Anderungen im Ver-
héltnis zum beantragten Zulassungsumfang angezeigt sind und ob die Zu-
lassung zu erteilen ist (vgl. Art. 9 Abs.1 EG/726/2004). Auf der Basis dieses
Gutachtens entscheidet die Europdische Kommission schliefllich tiber die
Erteilung der Zulassung (vgl. Art. 10 EG/726/2004).

2. Nationales Zulassungsverfahren

Fiir das nationale Zulassungsverfahren fiir Humanarzneimittel in Deutsch-
land ist im Wesentlichen das Bundesinstitut fiir Arzneimittel und Medi-
zinprodukte (BfARM) zustindig,'°® so weit nicht ausnahmsweise das Paul-
Ehrlich-Institut (PEI) zustdndig ist, falls es sich um die Zulassung von Sera,
Impfstoften, Blutzubereitungen, Gewebezubereitungen, Gewebe, Allergene,
Arzneimittel fiir neuartige Therapien, xenogene Arzneimittel und gentech-
nisch hergestellte Blutbestandteile (vgl. § 77 Abs. 2 AMG) handelt.

Die Zulassungspflicht gilt fiir Fertigarzneimittel, die in §4 Abs.1 AMG
legal definiert sind. Fertigarzneimittel nach dieser Definition sind Arznei-
mittel (d. h. Arzneimittel gemaf3 § 2 Abs. 1 AMG), ,die im Voraus hergestellt
und in einer zur Abgabe an den Verbraucher bestimmten Packung in den
Verkehr gebracht werden oder andere zur Abgabe an Verbraucher bestimm-
te Arzneimittel, bei deren Zubereitung in sonstiger Weise ein industrielles
Verfahren zur Anwendung kommt oder die, ausgenommen in Apotheken,
gewerblich hergestellt werden.” Dadurch sind insbesondere!®! Rezepturarz-

99 European Medicines Agency, CHMP members; abrufbar unter: https://www.ema.e
uropa.eu/en/committees/chmp/members.
100 Grundlegend und ausfiithrlich zum rechtlichen Charakter der Zulassungsentschei-
dung Fleischfresser/Fuhrman, A&R 2015, 99-105, 99 ff.
101 Weitere Ausnahme sind homdéopathische Arzneimittel (gemidfl §38 Abs.1 S.2
AMG).
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neimittel, die auf arztliche Anweisung fiir einen bestimmten Patienten bzw.
Patientin hergestellt werden, von der Zulassungspflicht ausgenommen.?2

Das Zulassungsverfahren wird durch den Zulassungsantrag des phar-
mazeutischen Unternehmens gemif3 § 21 Abs.3 AMG eingeleitet und das
pharmazeutische Unternehmen hat einen Anspruch auf Erteilung der Zu-
lassung, wenn die Priifung der zustindigen Bundesoberbehorde ergibt,
dass keine Versagensgriinde nach § 25 Abs. 2 und 3 AMG vorliegen.

Wesentlicher Gegenstand der Antragsunterlagen bzw. des Zulassungsver-
fahrens ist die Vorlage von Ergebnissen analytischer Priifungen (vgl. § 22
Abs.2 Nr.1 AMG), pharmakologischer und toxikologischer Versuche (vgl.
§22 Abs.2 Nr.2 AMG), Klinischer Priifungen oder sonstigen &rztlichen
oder zahnarztlichen Erprobung (§ 22 Abs. 2 Nr. 3 AMG) sowie eine zusam-
menfassende Beschreibung des Pharmakovigilanz-Systems des Antragstel-
lers (§ 22 Abs. 2 Nr. 5 AMG).

Dabei besteht keine Moglichkeit zur zwangsweisen Zulassung, sodass das
pharmazeutische Unternehmen mit der Antragsstellung iiber den Zulas-
sungsumfang disponieren kann. Die Zulassung kann also nicht fiir Anwen-
dungsgebiete oder Altersklassen erteilt werden, die vom pharmazeutischen
Unternehmen nicht beantragt wurden.!%3

3. Europdische Zulassungen

Eine ausschliefSlich nationale Zulassung in einem Mitgliedsstaat fithrt dazu,
dass das zugelassene Arzneimittel nur in diesem Mitgliedsstaat verkehrs-
tahig ist. Zur Erleichterung der Zulassung in weiteren Mitgliedsstaaten
besteht daher die Moglichkeit zur dezentralen Durchfithrung des Zulas-
sungsverfahrens (Decentralised Procedure = DCP) und zur gegenseitigen
Anerkennung der Zulassung (Mutual Recognition Procedure = MRP) (vgl.
Art.28-39 EG/2001/83).

102 Winnands/Kiigel, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 21 AMG, Rn. 3.
103 Vgl. Winnands/Kiigel, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, §21 AMG,
Rn. 98.

37



https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/

Teil 2: Rechtliche Grundlagen
a) Verfahren der gegenseitigen Anerkennung

Falls das pharmazeutische Unternehmen bereits eine Zulassung in einem
Mitgliedsstaat erhalten hat, kann diese Zulassung gegenseitig anerkannt
werden. Dazu beantragt der Zulassungsinhaber bei dem Mitgliedsstaat, der
die Zulassung bereits erteilt hat, die Erstellung eines Beurteilungsberichts,
der sodann die Grundlage der gegenseitigen Anerkennung bildet. Der Be-
urteilungsbericht wird gemeinsam mit einer Zusammenfassung der Merk-
male des Arzneimittels, der Etikettierung und Packungsbeilage innerhalb
von 90 Tagen an die weiteren Mitgliedsstaaten, in denen die Zulassung
begehrt wird, weitergeleitet (gemaf3 Art. 28 Abs. 2 EG/2001/83; § 25b Abs. 2
AMG).104

Der Mitgliedsstaat der Zulassung (der sog. Referenzmitgliedsstaat) sam-
melt die Anerkennungen der anderen Mitgliedsstaaten, schliefit das Verfah-
ren ab und informiert den antragstellenden Zulassungsinhaber (gemafs
Art.28 Abs. 4 S.2 EG/2001/83). Die Mitgliedsstaaten konnen die Anerken-
nung verweigern, wenn sie der Auffassung sind, dass die Zulassung des
Arzneimittels eine potenzielle schwerwiegende Gefahr fiir die 6ffentliche
Gesundheit darstellt (gemafd Art. 29 Abs. 1 EG/2001/83). Falls eine Einigung
der Mitgliedsstaaten {iber die Zulassung des Arzneimittels nicht gelingt,
wird ein Schiedsverfahren (geméf3 Art. 32 - 34 EG/2001/83) eingeleitet. Im
Rahmen des Schiedsverfahrens erstellt der CHMP ein Gutachten, auf des-
sen Basis die EMA einen Entscheidungsentwurf erstellt, auf dessen Grund-
lage die Européische Kommission schlief3lich eine Entscheidung iiber die
Zulassung des Arzneimittels fallt. Diese Entscheidung ist fiir Mitgliedsstaa-
ten bindend und sie sind verpflichtet, die Entscheidung der Europdischen
Kommission innerhalb von 30 Tagen umzusetzen.

b) Dezentrales Zulassungsverfahren

Falls ein Arzneimittel noch nicht in einem EU-Mitgliedsstaat national zuge-
lassen ist und der Antragssteller die Zulassung zum Inverkehrbringen des
Arzneimittels in mehreren Mitgliedsstaaten der EU begehrt (Art. 28 Abs. 3
EG/2001/83, § 25b AMG), kommt das sog. dezentrale Zulassungsverfahren
zur Anwendung.

104 Streinz/Klaus, in: Dauses/Ludwigs, Handbuch des EU-Wirtschaftsrechts, Stand: 53.
EL Juli 2021, C. V. Arzneimittelrecht, Rn. 69 ff.
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Im Rahmen der Antragsstellung ersucht der Antragssteller, einen Mit-
gliedsstaat die Funktion als Referenzstaat zu iibernehmen. Dem Referenz-
staat fallt die Aufgabe zu, den finalen Beurteilungsbericht zu erstellen. Die
Einleitung des Verfahrens!®> erfolgt, indem der Antragssteller im Referenz-
staat und in den weiteren Mitgliedsstaaten (Concerned Member States =
CMSs) einen Zulassungsantrag mit einem identischen Dossier einreicht.100

II. Die Priifung von Arzneimitteln

Die Entwicklung von Arzneimitteln beginnt mit der Suche nach einem
Angriffspunkt im Krankheitsgeschehen und einer moglichen Substanz.!%”
Woran sich die Priifung des Arzneimittels anschliefit, welche die Grund-
lage der Entscheidung iiber die Zulassung bildet. Die Kriterien zur Ent-
scheidung tiber die Zulassung sind in § 25 AMG abschlieflend geregelt.!08
Insbesondere kann die Zulassung gemaf$ § 25 Abs.2 Nr.2 AMG versagt
werden, wenn das Arzneimittel nicht nach dem jeweils gesicherten Stand
der wissenschaftlichen Erkenntnisse gepriift worden ist.1°

Fir den Versagungsgrund aus Nr.2 kommt es also nicht auf die Er-
gebnisse der Priifung an, sondern dass die Durchfiihrung der Priifung
dem jeweils gesicherten Stand der wissenschaftlichen Erkenntnisse ent-
spricht."® Priifungen in diesem Sinne sind die préklinischen Priifungen
(d. h. die pharmakologisch-toxikologischen Priifungen) gemaf3 § 22 Abs. 2
Nr. 2 AMG und die klinischen Priifungen gemaf3 § 22 Abs. 2 Nr. 3 AMG.

L. Suche nach dem Angriffspunkt im Krankheitsgeschehen

Im ersten Schritt der Arzneimittelforschung steht die Suche nach einem
Angriftspunkt - das sog. Target — im Krankheitsgeschehen. Dabei geht es
um die Wirkstofffindung, d. h. um die Auswahl eines Ansatzpunktes fiir
das zu erforschende Arzneimittel, indem zum Beispiel eine Kérperfunktion

105 S. im Detail zum Ablauf des Verfahrens Meier, in: Meier/von Czettritz/Gabri-
el/Kaufmann, Pharmarecht, § 3, Rn. 233 f1.

106 Meier, in: Meier/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharmarecht, § 3, Rn. 232.

107 S. oben Kapitel 1.

108 Blattner, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 25 AMG, Rn. 2.

109 Kiigel, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 25 AMG, Rn. 19.

110 Rehmann, in: Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, § 25 AMG, Rn. 5.
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verandert werden soll, ein infektidser Erreger angegriffen werden soll o. 4.
Ansatzpunkt fiir ein Arzneimittel ist dabei in der Regel ein Molekiil (z. B.
ein Enzym oder ein Rezeptor), mit dem der pharmazeutische Wirkstoff
interagieren soll.l!

2. Praklinische Priifung

In der préklinischen Priifung wird - zur Vorbereitung der Testung am
Menschen - die Sicherheit und Vertréglichkeit des Wirkstoffes getestet, so-
dass zunéchst das Toxizitatspotential, die pharmakologischen'? und phar-
makokinetischen!® Eigenschaften des Wirkstoftes gepriift werden.!4

Dazu erfolgt i. d. R. zuerst eine in vitro Testung an Zellkulturen und
spater oder daneben auch eine in vivo Testung (d. h. in Tierversuchen).
Dabei miissen praklinische Testungen so lange durchgefithrt werden, bis
die erhaltenen Daten die Durchfithrung von klinischen Studien der Phase I
am Menschen rechtfertigen konnen. Die Daten miissen eine Festlegung
der Art, des Umfangs und der Dauer der Phase I-Studie im Rahmen der
klinischen Prifung am Menschen ermdglichen,! indem die Untersuchun-
gen zum Beispiel die Festlegung der Anfangsdosis!'® der klinischen Priifung
ermdglichen muss.!” Die Bewertung dessen erfolgt in Relation zur Erkran-
kung, die mit dem Arzneimittel behandelt werden soll.!8

111 S. ausfiihrlich Klebe, Wirkstoffdesign, 2023, S. 93 ff.

112 D. h. die Wechselwirkungen zwischen Arzneistoffen und dem Organismus; vgl.
Pschyrembel Online ,Pharmakologie; abrufbar unter: https://www.pschyrembel.de
/Pharmakologie/KOGSX/doc/.

113 Mit Pharmakokinetik bezeichnet man die Absorption, Distribution, Metabolisie-
rung, Exkretion und Freisetzung des Wirkstoffes des Arzneimittels; s. Pschyrembel
Online ,,Pharmakokinetik®; abrufbar unter: https://www.pschyrembel.de/Pharmak
okinetik/KOGSW/doc/.

114 Heil/Liitzeler, in: Dieners/Reese, Handbuch des Pharmarechts, 2010, § 4, Rn. 94;
Rebin, in: Spickhoff/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024,
§16, Rn. 17f.

115 Heil/Liitzeler, in: Dieners/Reese, Handbuch des Pharmarechts, 2010, § 4, Rn. 97.

116 S. zur Ermittlung ausfithrlich Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung,
2018, S.127f1.

117 Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 120.

118 Schraitle, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 6, Rn. 120.
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3. Klinische Priifung

Die Klinische Priifung ist in § 4 Abs.23 S.1 AMG legaldefiniert. Bis zum
27. Januar 2022 bestand eine eigene nationale Definition,!"® die inzwischen
durch eine Bezugnahme auf Art.2 Abs.2 der Verordnung 536/2014/EU
ersetzt wurde. Die Regelung in Art.2 536/2014/EU differenziert zwischen
klinischen Studien (Art.2 Abs.1 536/2014/EU) und klinischen Priifungen
(Art. 2 Abs. 2 536/2014/EU).

Bei einer klinischen Studie handelt es sich um eine am Menschen
durchgefithrte Untersuchung eines oder mehrerer Arzneimittel, um die
Wirkungen bzw. Nebenwirkungen sowie die Absorption, Verteilung, den
Stoffwechsel oder die Ausscheidung zu untersuchen, um die Sicherheit
und/oder Wirksamkeit des oder der Arzneimittel festzustellen. Bei einer kli-
nischen Priifung handelt es sich um eine klinische Studie unter bestimmten
Bedingungen, die mit dem Ziel des Nachweises der Wirksamkeit oder der
Unbedenklichkeit eines Arzneimittels!?® durchgefithrt werden. Unmittelbar
im AMG wird der Begrift der klinischen Studie nicht verwendet, sondern
das AMG beschrinkt sich auf den Begrift der klinischen Priifung!!

Klinische Priifungen am Menschen werden in vier Phasen unterteilt,!??
die aufeinander aufbauen:

In der ersten klinischen Phase erfolgen die ersten Testungen am Men-
schen. Dabei werden die Entwicklungen zunachst grundsatzlich'?® an weni-
gen gesunden Personen getestet, um Erkenntnisse zur Vertraglichkeit, Phar-
makokinetik und zur Pharmakodynamik zu erlangen'?* und um wiederum
die Dosis fiir die zweite Phase festzulegen. Die erste Phase zielt noch nicht
auf eine Erprobung der Wirksamkeit ab, denn an gesunden Probanden

119 Franken, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 12, Rn. 1.

120 Wacherhausen, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 4 AMG, Rn. 194.

121 Franken, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 12, Rn. 1.

122 Gierschik, Die Phaseneinteilung klinischer Studien, in: Lenk/Duttge/Fangerau,
Handbuch Ethik und Recht der Forschung am Menschen, 2014, S. 71 ff.

123 Hochtoxische Substanzen miissen an sorgfiltig ausgewéhlten erkrankten Patienten
bzw. Patientinnen getestet werden; vgl. Sander, in: Sander, AMG, Stand: Lfg. No-
vember 1977, Erl. § 40 AMG, C,, S.5f,; dabei werden zum Beispiel austherapierte
Patienten bzw. Patientinnen in die Studie aufgenommen, vgl. Eckstein, Arzneimittel-
Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 133.

124 Listl-Nérr, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 40 AMG, Rn.12; Franken, in: Fuhr-
mann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, §12, Rn. 32; dazu ausfiihrlich
Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S.121; Rebin, in: Spick-
hoft/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024, § 16, Rn. 20.
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und Probandinnen lésst sich dies nicht erproben - ggf. kdnnen aber einige
Surrogatparameter ermittelt werden.?>

Im Rahmen der zweiten klinischen Phase erfolgt eine Testung an einer
groferen Gruppe von in der Regel einigen hundert Probanden und Pro-
bandinnen. Diese Phase dient der therapeutischen Exploration und erfolgt
daher an Patienten bzw. Patientinnen, auf deren Erkrankung das Arznei-
mittel abzielt. Die zweite Phase dient also der Bestatigung des Therapiekon-
zepts (sog. Proof of Concept = POC)!2¢ und der Bestitigung der Sicherheit
auch bei erkrankten Patienten bzw. Patientinnen (sog. Phase IIa) und der
Untersuchung der Vertriglichkeit und des Dosis-Wirkstoffzusammenhangs
zur Dosisfestlegung (sog. Phase IIb).127

Die dritte klinische Phase dient zur Bestatigung der Wirksamkeit und Si-
cherheit, sodass in dieser Phase eine groflangelegte Priffung mit ggf. mehre-
ren tausend Patienten bzw. Patientinnen'?® und kann sich tiber Monate bis
hin zu vielen Jahren erstrecken. Die dritte Phase wird in der Regel in einem
randomisierten und kontrollierten Studiendesign!?® durchgefiihrt.13® Dabei
entspricht das Prifpriparat auch bereits dem spater zu vermarktenden Arz-
neimittel.™! Die Priifung in der dritten Phase bildet die wesentliche Grund-
lage des Zulassungsdossiers (sog. Submission).3? Fiir das Zulassungsdossier
gibt die Richtlinie 2001/83/EG in Anhang 1 ein in fiinf Module unterteiltes
einheitliches Dokumentenformat'®® vor, sodass das diesen Anforderungen
entsprechende Zulassungsdossier als Common Technical Document (CTD)
bezeichnet wird.134

125 Vgl. Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 149.

126 Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S.149f.; vgl. Rebin, in:
Spickhoff/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024, § 16, Rn. 21.

127 Vgl. Listl-Norr, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 40 AMG, Rn. 12.

128 Rebin, in: Spickhoft/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024,
§16, Rn. 22.

129 S. ausfiihrlich Heil/Liitzeler, in: Dieners/Reese, Handbuch des Pharmarechts, 2010,
§ 4, Rn. LIS ff.

130 Rebin, in: Spickhoft/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024,
§ 16, Rn. 22; Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 150.

131 Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 139.

132 Eckstein, Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S.150; Meier, in: Mei-
er/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharmarecht, § 3, Rn. 23 f.

133 Ausfithrlich zur Harmonisierung des Zulassungsdossiers Menges, Bundesgesund-
heitsbl - Gesundheitsforsch — Gesundheitsschutz 2008, 51:748-756, abrufbar unter:
https://doi.org/10.1007/s00103-008-0581-y.

134 Vgl. Meier, in: Meier/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharmarecht, § 3, Rn. 24.
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Die vierte Phase findet nach Erteilung der Zulassung fiir das Arznei-
mittel statt und dient der Uberpriifung und Beobachtung zur Vertiefung
der Erkenntnisse (z. B. zur Langzeitanwendung) und der Erfiillung von
Verkehrssicherungspflichten.!3>

B. Kriterien fiir die Entscheidung iiber die Zulassung

Die Entscheidungskriterien im Rahmen der verschiedenen Zulassungsver-
fahren'®® sind in der EU harmonisiert worden,®” sodass insbesondere fol-
gende Kriterien im Rahmen aller Zulassungsverfahren mafigeblich sind:

Zunichst muss die erforderliche pharmazeutische Qualitdt (gemaf3 § 25
Abs.2 Nr.3 AMG i. V. m. §4 Nr.15 AMG) nachgewiesen werden. Die-
ser Nachweis erfolgt mittels eines analytischen Gutachtens. Grundsitze
fiir eine ordnungsgemifie Herstellung enthalten die Richtlinien der Welt-
gesundheitsorganisation (GMP!38-Richtlinien’®®) und die GMP-Guidelines
der EUMY, Diese Grundsitze sind national in die AMWHV™! eingeflos-
sen.!42

Weiteres Zulassungskriterium ist der Nachweis der therapeutischen
Wirksamkeit (gemaf3 § 25 Abs.2 Nr.4 AMG). Die Wirksamkeit wird indi-
kationsbezogen beurteilt, sodass ein Arzneimittel als wirksam anzusehen
ist, wenn es den gewiinschten Erfolg bei den jeweiligen Anwendungsgebie-
ten erreicht. Sie ist durch die klinische Priifung!*®> und das nach § 24 Abs. 1
Nr.3 AMG vorzulegende klinische Gutachten nachzuweisen. Dabei ist es

135 Rebin, in: Spickhoft/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024,
§16, Rn. 23.

136 S.obenl.1,2.,3.

137 S. dazu Broich/Lébker, Zulassungsevidenz versus Nutzenbewertungsevidenz: Aktu-
elle Erfahrungen und strukturierte Zusammenarbeit zwischen Zulassungsbehorden
und G-BA, in: Storm (Hrsg.), AMNOG-Report 2017, S. 95.

138 Good Manufacturing Practice (GMP) = Gute Herstellungspraxis.

139 Die “WHO good manufacturing practices guidelines” sind abrufbar unter: https://
www.who.int/teams/health-product-and-policy-standards/standards-and-specificat
ions/norms-and-standards-for-pharmaceuticals/guidelines/production.

140 Eine Ubersetzung ins Deutsche ist abrufbar unter: https://www.bundesgesundheits
ministerium.de/service/gesetze-und-verordnungen/bekanntmachungen.html.

141 Arzneimittel- und Wirkstoftherstellungsverordnung vom 3. November 2006
(BGBLI S.2523), die zuletzt durch Artikel 3a des Gesetzes vom 9. August 2019
(BGBL. I S.1202) geandert worden ist.

142 Rehmann, Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, § 4 AMG, Rn. 14.

143 S.obenII 3.
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ausreichend, wenn der Nachweis der Wirksamkeit in Form dokumentier-
ter therapeutischer Ergebnisse nur in einer beschriankten Zahl von Fillen
gelungen ist (gemafl §25 Abs.2 S.2 AMG)."** In diesem Fall muss sich
jedoch aus den weiteren, im Rahmen des Zulassungsverfahrens vorgelegten
Unterlagen auf die Wirksambkeit des Arzneimittels schliefSen lassen.!4>

Auflerdem muss das Arzneimittel unbedenklich sein (gemaf3 § 25 Abs. 2
Nr. 5 AMG). Ein Arzneimittel ist gemaf3 § 5 Abs. 2 AMG bedenklich, wenn
wissenschaftliche Erkenntnisse vorliegen, die einen Verdacht auf schadliche
Wirkungen begriinden, die {iber ein nach dem jeweiligen Stand der Er-
kenntnisse der medizinischen Wissenschaft vertretbares Maf3 hinausgehen.
Es muss also eine Nutzen-Risiko-Abwigung erfolgen. Dabei ist ein mit der
Anwendung des Arzneimittels verbundenes Risiko, jedes Risiko im Zusam-
menhang mit der Qualitit, Sicherheit oder Wirksambkeit des Arzneimittels
fir die Gesundheit der Patienten bzw. Patientinnen oder die offentliche
Gesundheit (gemaf3 §4 Abs.27 a) AMG). Die Nutzen-Risiko-Abwigung
besteht daher aus einer Bewertung der positiven therapeutischen Wirkun-
gen des Arzneimittels im Verhiltnis zu diesem Risiko (gemaf3 § 4 Abs. 28
AMGH6) 147

Der Nutzen eines Arzneimittels ist seine therapeutische Wirksamkeit
fir die anvisierte Zielgruppe. Zur Beurteilung dessen werden verschiedene
Parameter berticksichtigt:!48

1. Das Ausmaf, in dem das Arzneimittel die Krankheit therapiert oder die
Symptome lindert;

144 Fleischfresser, in: Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht - Kommentar, Stand: 135. Aktua-
lisierung 2019, § 25 Anm. 97; Rehmann, in: Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, § 25
AMG, Rn. 7.

145 In diesem Zusammenhang besteht ein Streit iiber die Beweislast, d. h. es bestehen
unterschiedliche Auffassungen dariiber, ob der Antragsteller die Wirksamkeit zu
belegen hat oder die Zulassungsbehorde die Unwirksamkeit nachzuweisen hat;
ausfithrlich zum Meinungsstand Fleischfresser, in: Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht
- Kommentar, Stand: 135. Aktualisierung 2019, § 25 Anm. 56.

146 Die Regelung bezieht Risiken gemifl § 4 Abs.27 b) AMG, d. h. ,jedes Risiko uner-
wiinschter Auswirkungen auf die Umwelt® nicht ein, denn § 4 Abs. 28 AMG bezieht
sich nur auf § 4 Abs. 27 a) AMG.

147 S. ausfithrlich Ludwig, Zulassungsverfahren fiir neue Arzneimittel in Europa,
in: Schwabe/Pfaffrath/Ludwig/Klauber (Hrsg.), Arzneiverordnungs-Report 2018,
S. 271

148 VOLUME 9A of The Rules Governing Medicinal Products in the European Union,
Guidelines on Pharmacovigilance for Medicinal Products for Human Use, Septem-
ber 2008, S.107f.
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2. die Haufigkeit, mit der das Arzneimittel anspricht (,Responder Rate®)
und

3. die Dauer des Therapieerfolges. Bei prophylaktischen Arzneimitteln
kann als Nutzen die zu erwartende geringere Schwere oder Haufigkeit
der Erkrankung angesehen werden.

Der Nutzen eines Arzneimittels wird nicht allein in Bezug auf das jeweilige
Produkt bewertet, sondern es miissen ggf. vorhandene alternative Thera-
pieméglichkeiten beriicksichtigt werden.*® Beim Risiko eines Arzneimittels
stehen seine schéddlichen Wirkungen in Rede; d. h. es geht mafigeblich um
Nebenwirkungen und Wechselwirkungen.® Es sind aber auch Risiken zu
beriicksichtigen, die sich aus (noch) fehlenden Daten ergeben.”' Auf dieser
Basis wird also die Zulassungsentscheidung getroffen.

Nach der Zulassung schlielen sich noch weitere (anwendungsbegleiten-
de) Studien in der sog. Uberwachungsphase — d. h. der vierten Phase -
an, die das pharmazeutische Unternehmen im Rahmen seiner Verkehrssi-
cherungspflicht durchfithren muss.!>?

C. Besonderheiten bei der Zulassung von sog. Orphan Drugs

Der besondere Status von Orphan Drugs, also Arzneimittel zur Behandlung
seltener Erkrankungen, die eine sog. Orphan Designation'> erhalten ha-
ben,'> wurde eingefiihrt, um Forschungsanreize zur Entwicklung von Arz-
neimitteln zur Behandlung von seltenen Erkrankungen zu setzen,'>> denn

149 Brock, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 84 AMG, Rn. 79.

150 Handorn, in: Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht - Kommentar, Stand: 139. Aktuali-
sierung 2023, § 80 Anm. 25; Brock, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz,
§ 84 AMG, Rn. 80.

151 Vgl. zum beschleunigten Zulassungsverfahren Ludwig, Zulassungsverfahren fiir
neue Arzneimittel in Europa, in: Schwabe/Pfaffrath/Ludwig/Klauber (Hrsg.), Arz-
neiverordnungs—Report 2018, S. 32.

152 Fleischfresser, in: Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht - Kommentar, Stand: 135. Ak-
tualisierung 2019, § 25 Anm. 188; Heil/Liitzeler, in: Dieners/Reese, Handbuch des
Pharmarechts, 2010, § 4, Rn. 112 1.

153 S. dazu ausfithrlich Meier, in: Meier/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharma-
recht, § 3, Rn. 296 ff.

154 Vgl. Anhang zur Verordnung EG/726/2004; s. zu den Kriterien zur Ausweisung als
Orphan Drug Natz/Griiner, Rahmenbedingungen und Markt fiir Orphan Drugs -
Regulierung und Einfliisse aus der EU, in: Preuf3/Haussler (Hrsg.) Seltene Helden —
Orphan Drugs in Deutschland, 2013, S. 93 ff.

155 S. Erwégungsgriinde (1) und (2) der Verordnung (EG) 141/2000.
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es wurde ein ,,offensichtliches Marktversagen>® in Bezug auf die Versorgung
mit Arzneimitteln bei seltenen Erkrankungen festgestellt. Voraussetzung
der Orphan Designation ist, dass das Arzneimittel zur Behandlung eines
Leidens bestimmt ist, das lebensbedrohend oder eine chronische Invaliditat
nach sich zieht und zum Zeitpunkt der Antragstellung in der Européischen
Union nicht mehr als fiinf von 10.000 Personen von diesem Leiden betrof-
fen sind (gemaf3 Art. 3 Abs. 1lit. a Verordnung (EG) 141/2000). Der Orphan
Drug-Status hingt also nicht vom zuzulassenden Wirkstoft ab, sondern von
der seltenen Indikation. Daher hat zum Beispiel der Wirkstoft Ibuprofen im
Rahmen einer Indikationserweiterung zur Behandlung des sog. Ductus Ar-
teriosus Botalli bei Frithgeborenen den Status als Orphan Drug erhalten.

Wichtiger Anreiz der Anerkennung als Orphan Drug ist, dass eine indi-
kationsbezogene zehnjahrige Marktexklusivitat gewéhrleistet wird (gemaf3
Art. 8 Verordnung (EG) 141/2000). Wiahrend der Phase der Marktexklusivi-
tat kann ein weiteres Arzneimittel im selben therapeutischen Anwendungs-
gebiet nur zugelassen werden, wenn das pharmazeutische Unternehmen
seine Zustimmung gegeben hat, nicht die erforderliche Menge liefern kann
oder das weitere Arzneimittel therapeutisch tiberlegen ist (gemaf3 Art.8
Abs. 3 Verordnung (EG) 141/2000)). Der Status als Orphan Drug geht da-
durch tiber den Patent- bzw. Unterlagenschutz deutlich hinaus.

Weiterer Anreiz ist, dass Erleichterungen bei den Anforderungen an das
Zulassungsdossier bestehen (vgl. Anhang I, Teil 2 Ziff. 6, Teil 3, Ziff.5
EG/2001/83). Dabei konnen Auflagen dahingehend erteilt werden, dass
Studien nach der Zulassung durchzufiihren sind, um eine breitere Erkennt-
nisgrundlage zu schaffen.!>

Die Anerkennung des Status als Orphan Drug setzt gemaf3 Art.3 Abs.1
b) Verordnung (EG) 141/2000 weiterhin voraus, dass ,in der Gemeinschaft
noch keine zufriedenstellende Methode fiir die Diagnose, Verhiitung oder
Behandlung des betreffenden Leidens zugelassen wurde oder dafs das betref-
fende Arzneimittel — sofern eine solche Methode besteht — fiir diejenigen,
die von diesem Leiden betroffen sind, von erheblichem Nutzen sein wird.”

156 Natz/Rieger, A&R 2021, 66-75, 66.

157 Dabei handelt es sich um eine sich nicht rechtzeitig verschlieflende Kurzschlussver-
bindung zwischen der Lungen- und der Hauptschlagader, die sich normalerweise
innerhalb der ersten 24h nach der Geburt von selbst verschliefit; vgl. Eckstein,
Arzneimittel-Entwicklung und Zulassung, 2018, S. 20; N. N., DAZ 2001, Nr. 12, S. 28;
abrufbar unter: https://www.deutsche-apotheker-zeitung.de/daz-az/2001/daz-12-20
01/uid-426.

158 Vgl. Striter/Burgardt/Bickmann, A&R 2014, 195-201, 200 f.
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Entweder existiert also keine Alternativtherapie oder es kann belegt wer-
den, dass die Arzneimittelinnovation therapeutisch tiberlegen ist.!>

Im Hinblick auf ihre besondere Bedeutung sind Orphan Drugs gemaf3
Art. 3 Abs. 1 EG/762/2004 Anhang I lit. 4. zwingend im Rahmen des zentra-
len Zulassungsverfahrens'®® zuzulassen.

D. Besonderheiten bei der Zulassung von Advanced Therapy Medicinal
Products (ATMPs)

Advanced Therapy Medicinal Products (ATMPs) sind besondere innovati-
ve und komplexe biologische Arzneimittel, d. h. in der Regel gen-, gewebs-
und/oder zellbasierte Arzneimittel, die neue Behandlungsoptionen fiir ver-
nachléssigte Krankheiten ermdglichen. Bei ATMPs kann es sich auch um
eine Kombination aus Gewebezubereitungen handeln, deren Einordnung
als Arzneimittel problematisch war. Vor diesem Hintergrund wurde ein
eigener Rechtsrahmen fiir ATMPs!®! geschaffen,'®> um Sonderregelungen
fiir diese komplexen Produkte zu schaffen. Medizinischer Hintergrund ist,
dass regelmiflig gentechnische Anpassungen des Arzneimittels an den kon-
kreten Patienten oder die konkrete Patientin erforderlich sind.'®> Industriell
hergestellte Gewebezubereitungen, d. h. regelmiflig auch ATMPs, sind als
Arzneimittel zu qualifizieren und damit gemaf3 § 21 Abs. 1 AMG zulassungs-
pflichtig;!¢4 sie sind gemaf3 Art. 3 Abs. 1 EG/762/2004 Anhang I lit. la. zwin-
gend im Rahmen des zentralen Zulassungsverfahrens zuzulassen.

Mit der Entwicklung von ATMPs sind Hoffnungen auf einen groflen the-
rapeutischen Nutzen verbunden. Daher wurden - dhnlich den Regelungen
tiir die Zulassung von Orphan Drugs — Erleichterungen im Zulassungsver-
fahren, insbesondere durch Beratungen schon vor Beginn der klinischen

159 Vgl. BT-Drs. 17/3116, S. 10 f.

160 S.zum zentralen Zulassungsverfahren oben A. I. 1.

161 Die sog. ATMP-Verordnung; Verordnung (EG) Nr.1394/2007 des Europaischen
Parlaments und des Rates vom 13. November 2007 iiber Arzneimittel fiir neuartige
Therapien und zur Anderung der Richtlinie 2001/83/EG und der Verordnung (EG)
Nr. 726/2004, ABI. L 324 vom 10. 12. 2007, S. 121.

162 S. dazu ausfithrlich Schauer, PharmR 2022, 482-490, 482 ff.; Dieners/Heil, in: Die-
ners/Reese, Handbuch des Pharmarechts, 2010, § 1, Rn. 132 ff.

163 S. ausfiihrlich SchiifSler-Lenz/Scherer/Miiller-Berghaus, Pharmakon 2022, 337-343,
338 ff.

164 Vgl. Roth, PharmR 2008, 108-115, 113 f.
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Priifungen, geschaffen.!> Bei ATMPs handelt es sich hdufig zugleich um
Orphan Drugs. Zum Beispiel handelt es sich Onasemnogen-Abeparvovec
(Zolgensma®) um ein ATMP zur Behandlung einer seltenen Erkrankung,
die zugleich den Status als Orphan Drug begriindete.!6¢

Kapitel 2: Anspruch der Versicherten auf Versorgung mit Arzneimitteln

Ausgangspunkt einer ndheren Betrachtung der Versorgung mit Arzneimit-
telinnovationen ist der Leistungsanspruch der Versicherten, denn das sog.
AMNOG-Verfahren regelt nicht, ob Versicherte einen Anspruch auf das
jeweilige Arzneimittel haben, sondern die Hohe des Erstattungsbetrages
tiir die Erfiillung dieses Anspruchs. Der Leistungsanspruch der Versicher-
ten wird daher auch als begrenzter Leistungsanspruch der Versicherten
bezeichnet, denn Versicherte konnen nicht jede beliebige Leistung bean-
spruchen, da der Anspruch durch vorprigende allgemeine Grundsitze von
vorneherein begrenzt ist:!6”

Der Leistungsanspruch der gesetzlich Versicherten setzt den Eintritt des
Versicherungsfalles voraus, denn gemaf §27 Abs.1 S.1 SGBV haben Ver-
sicherte , Anspruch auf Krankenbehandlung, wenn sie notwendig ist, um
eine Krankheit zu erkennen, zu heilen, ihre Verschlimmerung zu verhiiten
oder Krankheitsbeschwerden zu lindern.“ Dies schliefit gemédfl §27 Abs.1
S.2 Nr.3 SGBV die Versorgung mit Arzneimitteln ein. Die Regelung be-
griindet allerdings nur einen Anspruch dem Grunde nach und ermdéglicht
keine Herleitung konkreter Leistungen. Systematisch wurde § 27 SGB V den
leistungskonkretisierenden Regelungen vorangestellt, um Grundvorausset-
zungen des Leistungsanspruchs und die Leistungsziele zu regeln.'® Diese
Grundnorm des Leistungsrechts'®® wird von den allgemeinen Grundprin-
zipien der gesetzlichen Krankenversicherung flankiert, d. h. den Zielen

165 S. kritisch zur Umsetzung dessen Schauer, PharmR 2022, 482-490, 482 ff.

166 S. ausfithrlich zu den Besonderheiten der klinischen Priifung von ATMPs und kon-
kret zu Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma®), SchiifSler-Lenz/Scherer/Miiller-
Berghaus, Pharmakon 2022, 337-343, 340 f.

167 S. ausfiihrlich zum sog. begrenzten Leistungsanspruch der Versicherten, d. h. vorge-
pragt durch allgemeine Grundsatze Stréttchen, Verfassungsrechtliche Anspriiche auf
konkrete medizinische Leistungen, 2019, 23 f.

168 Nebendahl, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 27 SGBV, Rn.2; Knispel, in: BeckOK
SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGB V § 27, Rn. 14, Miiller-Gétzmann, in: BeckOGK
SGB, Stand: 15.02.2025, § 27 SGBV, Rn. 3 ff.,, 73 ff.

169 Lang, in: Becker/Kingreen, SGBV, § 27, Rn. 1.
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der Solidaritat und Eigenverantwortung aus § 1 SGB V, dem Wirtschaftlich-
keitsgebot aus den §§ 2 Abs. 1, 12 Abs.1 SGBV und dem Qualititsgebot aus
§2 Abs.1S.3 SGBV. Aus diesen Prinzipien konnen Leistungsbeschrankun-
gen folgen.”0

Grundlegende leistungskonkretisierende Regelung des Anspruchs auf
Versorgung mit Arzneimitteln ist § 31 SGB V.I”! Danach haben Versicherte
grundsitzlich einen Anspruch auf apothekenpflichtige Arzneimittel (vgl.
§ 31 Abs.1S.1 SGBV), d. h. nach arzneimittelrechtlichen Vorschriften apo-
thekenpflichtige Arzneimittel gemafl §§43ff. Arzneimittelgesetz (AMG).
Verschiedene Ausnahmen von diesem Grundsatz sind in § 34 SGB'V gere-
gelt,””2 die ipso iure eingreifen'”? und dazu fithren, dass Versicherte von
vornherein keinen Anspruch auf diese Arzneimittel haben.

A. Vorgreiflichkeit der arzneimittelrechtlichen Zulassung

Nach stdndiger Rechtsprechung des Bundessozialgerichts sind Arzneimit-
tel, die nach dem Arzneimittelrecht zulassungspflichtig sind, grundsitz-
lich"* nur dann verordnungsfihig, wenn und soweit die Zulassung er-
teilt wurde. Jenseits der gesetzlich geregelten Ausnahmen aus § 34 SGBV
kommt es daher darauf an, ob und fiir welche Anwendungsgebiete bzw.
Indikationen Arzneimittel zugelassen wurden.””> Ohne die erforderliche
arzneimittelrechtliche Zulassung fehle es nach der Rechtsprechung des

170 Vgl. Nebendahl, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 27 SGB V, Rn. 3.

171 S. grundlegend Dettling, Der Ausschluss von Arzneimitteln in der gesetzlichen
Krankenversicherung, 2017, S. 32 ff.

172 Wichtige Ausnahme sind z. B. nicht verschreibungspflichtige Arzneimittel (sog.
OTC-Arzneimittel; OTC = ,over the counter®), der G-BA kann in seinen Richtlini-
en gemaf3 § 92 Abs.1S.2 Nr. 6 SGBV OTC-Arzneimittel als ausnahmsweise erstat-
tungsfahig anerkennen; s. ausfithrlich zu den weiteren Verordnungsausschliissen
Axer, in: Becker/Kingreen, SGBV, § 34, Rn. 5 ff.

173 Z. B. fiir sog. Lifestyle-Praparate BSG, Urteil vom 12.12.2012, B 6 KA 50/11 R, Rn. 13
juris = BSGE 112, 251-257, 254 ff.,, Rn. 13 ff.; BSG, Urteil vom 28.05.2019, B 1 KR 25/18
R, Rn. 13 juris = BSGE 128, 154-162, 157, Rn. 13.

174 Wichtige Ausnahme von diesem Grundsatz ist der erstmals mit Beschluss vom
06.12.2005 vom Bundesverfassungsgericht anerkannte verfassungsunmittelbare
Leistungsanspruch bei lebensbedrohlichen oder regelméflig todlichen Erkrankun-
gen BVerfG, Beschluss vom 06.12.2005, 1 BvR 347/98 = BVerfGE 115, 25-51; dazu
Stréttchen, Verfassungsrechtliche Anspriiche auf konkrete medizinische Leistungen,
2019, 62 ft; s. zur weiteren Ausnahme des sog. Compassionate Use Fleischfresser, in:
Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 6, Rn. 33-37.

175 S. zur Bindung des Zulassungsumfangs an den Zulassungsantrag oben Kapitel 1 I. 2.
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Bundessozialgerichts an der krankenversicherungsrechtlich erforderlichen
Zweckmifligkeit und Wirtschaftlichkeit (i. S. v. §2 Abs1S.1SGBYV, § 12 Abs
1 SGB V) dieser Arzneimitteltherapie.l”

Der wesentliche Zweck des Zulassungsverfahrens ist die Sicherstellung
der Arzneimittelsicherheit durch préaventive Kontrollen”” vor der Einnah-
me bzw. Anwendung durch Patienten bzw. Patientinnen. Es geht also um
Risikovorsorge,!”® sodass es sich bei der arzneimittelrechtlichen Zulassung
um ein Instrument des Gefahrenabwehrrechts handelt.”” Es existiert kein
gesondertes sozialrechtliches Antragsverfahren o. 4. zur Aufnahme von Arz-
neimitteln in den Leistungskatalog der gesetzlichen Krankenversicherung.
Daher wird von einer Vorgreiflichkeit der arzneimittelrechtlichen Zulas-
sung gesprochen,’® denn nur nicht zugelassene Arzneimittel sind grund-
sitzlich vom Leistungskatalog ausgenommen.!8!

Gesonderte Verfahren zur Anerkennung der Erstattungsfahigkeit von
Arzneimittelinnovationen werden als ,vierte Hiirde'3? bezeichnet. Die Be-
zeichnung als ,vierte Hiirde“ steht im Zusammenhang mit dem arzneimit-
telrechtlichen Zulassungsverfahren, in dessen Rahmen drei Hiirden (der
Nachweis der Qualitdt, Sicherheit und Wirksamkeit/Vertréglichkeit) zu
nehmen sind. Als vierte Hiirde werden zusitzliche krankenversicherungs-

176 Vgl. nur BSG, Urteil vom 04.04.2006, B 1 KR 12/04 R, Rn. 22 juris = BSGE 96, 153-
161, 157 ., Rn. 22; s. ausfiihrlich Gottwald, Die rechtliche Regulierung medizinischer
Innovationen in der Gesetzlichen Krankenversicherung, S.363 ff. m. w. N.

177 Rehmann, in: Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, S. Vorbemerkung zu §§ 21ff.
AMG.

178 Vgl. HefShaus, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 21 AMG, Rn. .

179 Di Fabio, Risikoentscheidungen im Recht, 1994, S. 168.

180 Vgl. BSG, Urteil vom 08.06.1993, 1 RK 21/91, Rn. 26 juris = BSGE 72, 252, 257; BSG,
Urteil vom 23.07.1998, B1 KR 19/96 R, Rn. 15 juris = BSGE 82, 233-238, 236 f.; BSG,
Urteil vom 19.03.2002, B 1 KR 37/00, Rn.11, 22 juris = BSGE 89, 184-192, 185f.,
190; BSG, Urteil vom 27.09.2005, B 1 KR 6/04 R, Rn.23 juris = BSGE 95, 132-141,
138£., das Bundesverfassungsgericht hat die Beschrankung des Leistungsanspruchs
auf zugelassene Arzneimittel bestitigt BVerfG, Kammerbeschluss vom 05.03.1997, 1
BvR 1071/95, Rn. 10 juris.

181 Die fehlende Zulassung ist vom zulassungsiiberschreitenden Einsatz eines Arznei-
mittels zu trennen, denn eine zulassungsiiberschreitende Verordnung, d. h. im sog.
Off-Label-Use ist unter bestimmten einschrinkenden Voraussetzungen ausnahms-
weise moglich, vgl. zu den Voraussetzungen nur BSG, Urteil vom 13.10.2010, B 6 KA
48/09 R, Rn.16 juris; und ausfiihrlich zum off-lable-use Gottwald, Die rechtliche
Regulierung medizinischer Innovationen in der Gesetzlichen Krankenversicherung,
S.383 1L

182 Kingreen, NZS 2011, 441-448, 441.
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rechtliche Verfahren (z. B. mit Blick auf das Kosten-/Nutzen-Verhaltnis)
angesehen.!83

Die Diskussion um die vierte Hiirde ist eng mit den Wirkungen der
Vorgreiflichkeit der arzneimittelrechtlichen Zulassung verkniipft, denn es
besteht zwar kein Antragsverfahren zur Aufnahme einer Arzneimittelinno-
vation in den Leistungskatalog im Einzelfall, aber die Begrenzungen des
Leistungsanspruchs'® fithren dazu, dass im Einzelfall gleichwohl nicht je-
des zugelassene Arzneimittel verordnet werden kann.

Insoweit wird zwischen einer negativen und positiven Vorgreiflichkeit
unterschieden: Die arzneimittelrechtliche Zulassung ist negativ vorgreiflich,
da der Leistungsanspruch auf zugelassene Arzneimittel beschrankt ist, also
ein Leistungsausschluss fiir nicht zugelassene Arzneimittel gilt. Gleichzeitig
wird (teils!®®) von einer positiven Vorgreiflichkeit ausgegangen, da die Wer-
tungen aus dem Arzneimittelrecht zur (Mindest-)Sicherheit und Qualitat
tibernommen werden und Krankenkassen insoweit keine eigene Priifkom-
petenz zusteht.186

Darauf ist auch die Richtlinienkompetenz des G-BA abgestimmt, denn
dem G-BA steht die Mdglichkeit offen, in den Arzneimittel-Richtlinien
Verordnungseinschrankungen und Verordnungsausschliisse zur Konkreti-
sierung des Wirtschaftlichkeitsgebotes (aus §§ 2 Abs.1; 12 Abs.1 SGBV) zu
regeln.’¥” Verordnungseinschriankungen und Verordnungsausschliisse set-
zen gemaf$ § 92 Abs.1 Abs.1S.1 Hs. 4 SGBV voraus, dass die ,Unzweckmad-
Sigkeit erwiesen oder eine andere, wirtschaftlichere Behandlungsmoglichkeit
mit vergleichbarem diagnostischen oder therapeutischen Nutzen verfiigbar
ist.“ Es entsteht nicht zwangsldufig eine Kollision zwischen der Méglichkeit
zur Regelung von Verordnungseinschriankungen, Verordnungsausschliissen

183 Vgl Kingreen, NZS 2011, 441-448, 441.

184 S. oben Kapitel 2.

185 S. ausfiihrlich unten I.

186 BSG, Urteil vom 27.09.2005, B 1 KR 6/04 R, Rn. 23 juris = BSGE 95, 132-141, 138f,,
Rn.17; s. auch Kingreen, NZS 2011, 441-448, 441; a. A. Axer, SDSRV 2018 (67),
77-116, 81.

187 S. dazu Barth, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 92 SGBV, Rn. 1I; vgl. auch Hess, in:
BeckOGK SGB, Stand: 01.03.2022, §34 SGBYV, Rn.17; Felix, Untersuchung der
Bewertungsverfahren fiir neue Untersuchungs- und Behandlungsmethoden in der
gesetzlichen Krankenversicherung im Hinblick auf die Grundsatzfrage des Zugangs
neuer Methoden und der damit verbundenen Forderung der Innovationsoffenheit,
S. 99 f; abrufbar unter: https://www.bundesgesundheitsministerium.de/fileadmin/
Dateien/5_Publikationen/Ministerium/Berichte/Prof_Felix_Rechtsgutachten_Met
hodenbewertung_bfpdf.
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und dem AMNOG-Verfahren, denn dass der Nachweis des Zusatznutzens
gelingt und gleichzeitig die UnzweckmafSigkeit nachgewiesen wird, ist prak-
tisch ausgeschlossen. Durch die Bindung der Erstattungsbetragsverhand-
lungen an den Zusatznutzen, d. h. an einen Vergleich mit der zweckmifii-
gen Vergleichstherapie, diirfte aufSerhalb von Einzelféllen regelméfiig auch
kein unwirtschaftliches Verhiltnis bestehen, denn wesentlicher Zweck des
AMNOG-Verfahrens ist, die Wirtschaftlichkeit des Einsatzes von Arznei-
mittelinnovationen sicherzustellen.!8

I. (Keine) vierte Hurde

Ob die arzneimittelrechtliche Zulassung tatsachlich positiv vorgreiflich ist,
steht in der Diskussion. Axer geht davon aus, dass keine positive Vorgreif-
lichkeit besteht, da das SGBV zunehmend weitere Anforderungen fiir die
Arzneimittelversorgung aufstellt.!®® Nach diesem Verstindnis kann die Nut-
zenbewertung gemdfl § 35a SG B V als vierte Hiirde angesechen werden,
denn es erfolgt eine Nutzenbewertung zur Preisregulierung, die im Ergeb-
nis zum (freiwilligen) Marktaustritt fithren kann, wenn der Erstattungsbe-
trag aus Sicht des pharmazeutischen Unternehmens zu gering ausfallt.'0

Insoweit handelt es sich im Wesentlichen um eine terminologische Fra-
ge:

In anderen EU-Mitgliedsstaaten konnen zugelassene Arzneimittelinnova-
tionen haufig bei freier Preisfestsetzung auf den Markt gebracht werden
und eine Preisregulierung findet nur fiir erstattungsfahige Arzneimittel
statt.!! Dabei sind regelmiflig Antragsverfahren, in deren Rahmen ein Nut-
zennachweis erbracht werden muss, zur Aufnahme in den Leistungskatalog
des jeweiligen Krankenversicherungssystems vorgesehen.”? Ein erfolgrei-
cher Antrag auf Aufnahme in das jeweilige Krankenversicherungssystem

188 Vgl. Huster, NZS 2017, 681-686, 684; Barth, in: Spickhoff, Medizinrecht, §130b
SGBYV, Rn. 6; von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGBV
§ 130, Rn. 3.

189 Axer, SDSRV 2018 (67), 77-116, 81.

190 Vgl. Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 31, Rn. 25 f.

191 S. Vogler, pharmazeutische medizin 2012, Jg. 14, Heft 1, 48-56, 52; abrufbar unter:
https://ppri.goeg.at/sites/ppri.goeg.at/files/inline-files/Pharmazeutische_Medizin_1
12_50-58_Vogler_3.pdf.

192 S. Vogler, pharmazeutische medizin 2012, Jg. 14, Heft 1, 48-56, 53 f.; abrufbar unter:
https://ppri.goeg.at/sites/ppri.goeg.at/files/inline-files/Pharmazeutische_Medizin_1
12_50-58_Vogler_3.pdf.
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vergrofiert daher den Absatzmarkt fiir das jeweilige Arzneimittel um Perso-
nen, die die jeweilige Arzneimittelinnovation nur erhalten (bzw. sich leisten
kénnen), wenn auch eine Kosteniibernahme durch das jeweilige Kranken-
versicherungs- bzw. Sozialleistungssystem erfolgt.

In Deutschland kénnen Arzneimittel zundchst auch bei freier Festset-
zung des Preises durch das pharmazeutische Unternehmen auf den Markt
gebracht werden. Wesentlicher Unterschied ist allerdings, dass die frei fest-
gesetzten Preise — in jeder Hohe — unmittelbar, also ohne vorgeschaltetes
sozialrechtliches Antragsverfahren zur Aufnahme in den Leistungskatalog
der Krankenkassen, erstattet werden.

Spater greift allerdings das AMNOG-Verfahren ein und gilt dann fiir alle
Arzneimittelinnovationen, denn der im Rahmen des Verfahrens ermittelte
Erstattungsbetrag bildet eine Preisobergrenze fiir alle Arzneimittel: Gemaf3
§ 78 Abs. 3 S.1 AMG haben pharmazeutische Unternehmen einen einheitli-
chen Abgabepreis sicherzustellen, der lediglich unterschritten werden darf
(gemaf3 § 78 Abs.3 S.2 AMG)."”® Der im Rahmen der Erstattungsbetrags-
verhandlungen ausgehandelte Preis gilt ab dem siebten Monat nach dem
Inverkehrbringen (gemafd §130b Abs.3a S.2 SGBV). Mit Wirkung zum
12. November 2022 mit dem GKV-FinStG®* wurde die Phase der freien
Preisbildung auf sechs Monate verkiirzt (vgl. § 130b Abs.3a S.2 SGBV).
Der im Rahmen des AMNOG-Verfahrens ermittelte Erstattungsbetrag galt
zuvor erst ab dem dreizehnten Monat nach der Markteinfithrung, sodass
vor dem Inkrafttreten des GKV-FinStG eine freie Preisbildung in den ersten
zwolf Monaten moglich war.!%®

Die Besonderheit des AMNOG-Verfahrens liegt also darin, dass grund-
satzlich keine staatliche Entscheidung im Einzelfall iiber das ,Ob“ der
Aufnahme eines Arzneimittels in den Leistungskatalog der gesetzlichen
Krankenversicherung erfolgt. Falls sich ein pharmazeutisches Unterneh-
men aufgrund der Hohe des Erstattungsbetrages nach den ersten sechs
Monaten zum Austritt aus dem deutschen Markt entscheidet, konnen Ver-
sicherte einen Anspruch auf Beschaffung der Arzneimittelinnovation aus

193 S. dazu bereits oben Teil 1 Kapitel 1.

194 Gesetz zur finanziellen Stabilisierung der gesetzlichen Krankenversicherung (GKV-
Finanzstabilisierungsgesetz GKV-FinStG) vom 07.11.2022, BGBI. I 2022, Nr. 42 vom
11.11.2022, S.1990.

195 Die Phase der freien Preisbildung wird kritisiert; s. ausfithrlich zur Kritik an der
Phase der freien Preisbildung Kaltenborn, VSSR 2018, 277-307, 279 ff.

53



https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/

Teil 2: Rechtliche Grundlagen

dem Ausland haben.”® Durch die Preisobergrenze fiir den gesamten deut-
schen Markt (geméfl §78 Abs.3 S.2 AMG)'” besteht keine Mdglichkeit
Arzneimittelinnovationen zu einem frei festgesetzten Preis fiir Selbstzahler
bzw. Selbstzahlerinnen anzubieten.

Ein Beispiel fiir ein sozialrechtliches Antragsverfahren im Sinne einer
vierten Hiirde ist im Osterreichischen Erstattungskodex gemifl § §30b
Abs. 1 Zift. 4 Allgemeines Sozialversicherungsgesetz (ASVG) zu finden: Die
Arzneimitte]l werden im Rahmen des Erstattungskodex nach Aspekten der
Kosteneffizienz in einem Ampelsystem gestaffelt: Arzneimittel im , griinen
Bereich® konnen vergleichsweise niederschwellig verordnet werden; der
»Zelbe Bereich® setzt eine drztliche Bewilligung des chef- und kontrolldrztli-
chen Dienstes der Sozialversicherungstrager voraus. Fiir Arzneimittel im
»roten Bereich“ wurde ein Antrag auf Aufnahme in den Erstattungskodex
gestellt. Verordnungen dieser Arzneimittel setzen wiederum eine &rztliche
Bewilligung des chef- und kontrolldrztlichen Dienstes der Sozialversiche-
rungstrager voraus und zur ,Wahrung des finanziellen Gleichgewichts des
Systems der sozialen Sicherheit darf einem Sozialversicherungstriger fiir
eine Arzneispezialitit dieses Bereiches der ermittelte EU-Durchschnittspreis
verrechnet werden.”

Die Bezeichnung als ,vierte Hiirde® ist — im engeren Sinne - als staatliche
Einzelfallentscheidung iiber die Erstattungsfihigkeit eines Arzneimittels
zu verstanden. Nach diesem Verstdndnis ist von keiner vierten Hiirde in
Deutschland auszugehen.

I1. Erkenntnisse aus dem Zulassungsverfahren

Das Fehlen einer vierten Hiirde im dargestellten Sinne konnte ein wesentli-
cher Grund fiir die - im internationalen Vergleich - frithe Verfiigbarkeit
und die vergleichsweise hohen Anzahl von Arzneimittelinnovationen auf
dem deutschen Markt sein.!®®

196 S. ausfithrlich zum Aufwand der Beschaftung aus dem Ausland unten Teil 3 Kapi-
tel 2A.

197 S. dazu bereits oben Teil 1 Kapitel 1.

198 Newton/Scott/Troein, EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2021 Survey, Updated July
2022, S.9ff, 12; Zusammenfassung abrufbar unter: https://www.efpia.eu/media/6
76539/ efpia-patient-wait-indicator_update-july-2022_final.pdf; Biissgen/Stargardt,
The European Journal of Health Economics 2023, 437-451, 440.
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Durch den frithen Markteintritt findet auch das AMNOG-Verfahren zu
einem frithen Zeitpunkt statt.®® Es liegen daher regelmiflig noch keine
Erkenntnisse aus der vierten Phase der klinischen Priifung, also der Beob-
achtungsphase nach der Zulassung,?°° vor und Gelegenheit fiir eine anwen-
dungsbegleitende Datenerhebung?®! bestand regelmaf3ig noch nicht. Ein
Riickgrift auf Erkenntnisse aus anderen Lindern kommt durch den frithen
Markteintritt?2 auch nur selten in Betracht. Insbesondere fiir die Durch-
fithrung der ersten Nutzenbewertung unmittelbar nach dem Markteintritt
kommt es daher mafigeblich auf die im Rahmen des Zulassungsverfahrens
gewonnen Erkenntnisse an. Die (positive) Vorgreiflichkeit des Zulassungs-
verfahrens fithrt also dazu, dass Wertungen zur (Mindest-)Sicherheit und
Qualitat aus dem Arzneimittelrecht ibernommen werden.203

Mehr als Mindeststandards konnen durch das Zulassungsverfahren al-
lerdings nicht belegt werden, denn das Arzneimittelrecht bezweckt, eine
Versorgung mit sicheren Arzneimitteln zu erreichen (vgl. § 1 AMG). Auf
eine Ermittlung der wirtschaftlichen Effizienz ist das Verfahren nicht ausge-
richtet:

Im Rahmen des Zulassungsverfahrens werden die pharmazeutische Qua-
litat, die medizinische Wirksamkeit und die Unbedenklichkeit (d. h. das
Nutzen-/Risiko-Verhiltnis) gepriift. Im Ausgangspunkt geht es also auch
um eine Abwagung mit dem Nutzen von Arzneimittelinnovationen. Aufler-
dem kommt es bei der Nutzen-Risiko-Abwégung auch - dhnlich der Be-
wertung des Zusatznutzens — auf das Verhiltnis zu alternativen Therapie-

199 Mit Blick auf diesen ,, friihen” Zeitpunkt, wird das AMNOG-Verfahren auch als ,,frii-
he Nutzenbewertung® bezeichnet; s. Krasney, GUP 2019, 9-18, 11; Axer, in: Becker/
Kingreen, SGB'V, § 35a, Rn. 12.

200 S. oben Kapitel 1 A. II. 3.

201 S.zum Begriff ausfiihrlich Nitz, PharmR 2021, 10-15, 10 ff.

202 Aktuell: Biissgen/Stargardt, The European Journal of Health Economics 2023, 437-
451, 440; s. fiir die Jahre 2007 bis 2011 im Vergleich zu Belgien, Danemark, Finnland,
Griechenland, Irland, Italien, Niederlande, Osterreich, Polen, Portugal, Schweden,
Spanien und dem Vereinigten Konigreich: Busse/Panteli/Henschke, in: Busse, Rein-
hard (Hrsg.): Arzneimittelversorgung in der GKV und 15 anderen europdischen
Gesundheitssystemen — Ein systematischer Vergleich, Working papers in health
policy and management (Band 11), S. 18; abrufbar unter: https://api-depositonce.tu
-berlin.de/server/api/core/bitstreams/c2b45225-4e77-4ae4-94db-9a6c55b33c4b/con
tent.

203 S.oben A.
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optionen an, denn ein schlechteres Nutzen-/Risiko-Verhiltnis im Vergleich
mit Alternativen kann der Zulassung entgegenstehen.204

Gleichwohl sind Studien aus diesem Zusammenhang jedenfalls nicht
auf den fiir das AMNOG-Verfahren erforderlichen Erkenntnisgewinn aus-
gerichtet, falls das pharmazeutische Unternehmen das AMNOG-Verfahren
nicht von vorneherein mit in den Blick nimmt.2%> Dies lasst sich praktisch
in gewissem Rahmen damit erkldren, dass (internationale) pharmazeuti-
sche Unternehmen die Wissens- bzw. Evidenzgenerierung auf das Zulas-
sungsverfahren ausrichten und daher die Anforderungen von Nutzenbe-
wertungsverfahren einzelner Staaten (noch) nicht berticksichtigen. Zum
Beispiel werden Daten zur gesundheitsbezogenen Lebensqualitit vielfach
nicht schon im Rahmen der Kklinischen Priifung erhoben.?¢ Ein grundle-
gender Unterschied entsteht aufSerdem durch den jeweiligen Kontrapunkt
der Abwigung, denn im Rahmen der Nutzenbewertung geht es darum zu
ermitteln, ob ein Arzneimittel besser wirkt.?” Im Rahmen des Zulassungs-
verfahrens reicht die blofle Wirksamkeit an sich bereits aus, soweit kein
tiberwiegendes bzw. besonderes Risiko besteht. Fiir die Durchfithrung des
Nutzenbewertungsverfahrens erfolgt daher ein Riickgrift auf die Erkennt-
nisse aus dem Zulassungsverfahren, aber die anschliefflende Bewertung
dieser Erkenntnisse muss eigenstindig und mit Blick auf das Ziel, d. h.
die Bewertung des Zusatznutzens erfolgen.28

Allein auf der Grundlage des Zulassungsverfahrens ist es daher héufig
nicht moglich, den Zusatznutzen zu bewerten, denn es liegt regelmaflig
noch keine entsprechende Evidenzlage vor.2? Neben dem frithen Bewer-
tungszeitpunkt konnen noch weitere Schwierigkeiten bei der Evidenzge-
nerierung hinzutreten: Die Durchfithrung von Studien ist zum Beispiel
problematisch, wenn nur eine geringe Anzahl von Probanden und Proban-
dinnen besteht (dazu 1.) oder die Durchfithrung von vergleichenden Studi-

204 S. dazu bereits oben Kapitel 1 B.; vgl. Brock, in Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimit-
telgesetz, § 84 AMG, Rn. 79.

205 Vgl. im Ergebnis Francke, MedR 2006, 683-692, 684.

206 Vgl. Miiller, Leiter Abteilung Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses in
einem Vortrag am 02. Februar 2017 in Berlin; Vortragsfolien: ,Lebensqualitit in der
frithen Nutzenbewertung - Sichtweise des G-BA, S. 8; abrufbar unter: https://tlp.d
e/s24rt.

207 Pitz, in: Schlegel/Voelzke, jurisPK-SGB V, Stand: 01.04.2025, § 35a, Rn. 33.

208 S. ausfiihrlich zu den Unterschieden einer Nutzen-Risiko-Bewertung und Zusatz-
nutzenbewertung Broich/Lébker, Zulassungsevidenz versus Nutzenbewertungsevi-
denz: Aktuelle Erfahrungen und strukturierte Zusammenarbeit zwischen Zulas-
sungsbehdrden und G-BA, in: Storm (Hrsg.), AMNOG-Report 2017, S. 92 ff.

209 Nitz, PharmR 2021, 10-15, 10.
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en kann problematisch sein, wenn irreversible lebenslange gentechnische
Veranderungen beabsichtigt sind (dazu 2.), die eine Testung an Gesunden
ausschlief3t. Daneben sind bestimmte Kriterien, wie zum Beispiel die Le-
bensqualitét (dazu 3.), durch Studien nur schwer zu erfassen.

1. Zum Beispiel: Geringe Anzahl von Probanden und Probandinnen

Eine Evidenzgenerierung vor der Zulassung, d. h. vor dem Inverkehrbrin-
gen, kann auch aus medizinischen Griinden problematisch sein. So kann
die Durchfithrung von klinischen Studien - insbesondere der Phase III,
also Studien mit in der Regel erkrankten Personen?® — stark von der Mog-
lichkeit zur Rekrutierung von Probanden und Probandinnen?!" abhingen.
Schwierigkeiten konnen dabei auf verschiedene Weise entstehen:

Bei seltenen Erkrankungen - d. h. in Bezug auf Orphan Drugs?? - gibt
es von vorneherein wenige potenzielle Probanden und Probandinnen?";
bei Erkrankungen, die typischerweise mit verschiedenen Begleiterkrankun-
gen einhergehen, kann die Aussagekraft von Studien eingeschrinkt sein?;
bei sehr schwerwiegenden Erkrankungen mit einer schlechten Prognose
kénnen das Zeitfenster und die Bereitschaft zur Durchfithrung von Studien
begrenzt sein;?> die Art der Erkrankung kann die Teilnahme ausschlieflen
oder erschweren (z. B. Demenzkranke; Erkrankungen in Kindes- oder
Sauglingsalter; psychiatrische Erkrankungen) u. v. m.2!6

210 S. oben Kapitel A. II. 3.

211 S. zur Auswahl von Probanden und Probandinnen Strech, Patienten-/Probanden-
rekrutierung und Kontaktaufnahme, in: Lenk/Duttge/Fangerau, Handbuch Ethik
und Recht der Forschung am Menschen, 2014, S. 213 ff.

212 S. oben Kapitel 1 C.

213 S. ausfithrlich zur Evidenzgenerierung bei seltenen Erkrankungen Gottwald, Die
rechtliche Regulierung medizinischer Innovationen in der Gesetzlichen Kranken-
versicherung, S. 492 ff.

214 Insbesondere in Phase II-Studien, vgl. Mescheder/Sehrt, Endpunkte in der For-
schung am Menschen, in: Lenk/Duttge/Fangerau, Handbuch Ethik und Recht der
Forschung am Menschen, 2014, S. 571, 572f.

215 Vgl. Penner/Bohmeier, GesR 2011, 526-535, 526.

216 S. zum Beispiel zu den Schwierigkeiten bei der Durchfithrung von Studien an De-
menzkranken Walther/Riepe, Forschung am demenzkranken Patienten, in: Lenk/
Duttge/Fangerau, Handbuch Ethik und Recht der Forschung am Menschen, 2014,
S.315fF; s. zur Forschung an schwangeren Frauen Wild, Schwangere Frauen, in:
Lenk/Duttge/Fangerau, Handbuch Ethik und Recht der Forschung am Menschen,
2014, S. 381 1T
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Ein Beispiel dafiir ist Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma®), bei dem
es sich um ein Orphan Drug handelt und das - wie dargestellt?” — vor
der Zulassung nur an Kindern im Alter unter 24 Monaten und nur an 63
Patienten bzw. Patientinnen getestet wurde.?'8

2. Zum Beispiel: Gentechnische Einmaltherapien

Bei Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma®) handelt es sich auflerdem
um eine gentechnische Einmaltherapie, bei deren klinischer Priifung typi-
scherweise gleich mehrere problematische Aspekte zusammentreffen. So
handelt es sich hdufig um seltene Erkrankungen und die Durchfiihrung
von Studien ist aus medizinischen Griinden limitiert?”®: Da die Therapien
auf eine lebenslange gentechnische Wirkung angelegt sind, ist eine Testung
an Gesunden regelmiflig ausgeschlossen, da fiir Gesunde eine potenziell
schadliche Wirkung mit lebenslanger Dauer eintreten konnte. Daher er-
folgen Testungen von gentechnischen Einmaltherapien in der ersten klini-
schen Phase??” regelméaflig bereits an Erkrankten,??! was die Aussagekraft
reduziert. Dariiber hinaus ist ein Beleg einer lebenslangen Wirkdauer prak-
tisch ausgeschlossen, da dies eine lebenslange Studie voraussetzen wiirde.

3. Zum Beispiel: Verbesserung der Lebensqualitét
Neben praktischen Schwierigkeiten bei der Durchfithrung von Studien

sind bestimmte Kriterien durch Studien auch nur schwer zu erfassen. Zum
Beispiel regelt § 5 Abs.2 S.3 AMNutzenV patientenrelevante Endpunkte

217 S.Kapitel 2 A.

218 Deutsche Gesellschaft fiir Neurologie eV. (DGN), Spinale Muskelatrophie bei Saug-
lingen (SMA Typ 1): Europdische Studie bestatigt Wirksamkeit, Meldung vom
08.10.2021; abrufbar unter: https://dgn.org/artikel/2336; s. auch N. N., Pharmazeu-
tische Zeitung, Arzneistoffiibersicht zu Onasemnogen-Abeparvovec (Zolgensma®),
Meldung vom 04.08.2020; abrufbar unter: https://www.pharmazeutische-zeitung.d
e/arzneistoffe/daten/2020/onasemnogen-abeparvoveczolgensmatm422020/.

219 S. ausfiihrlich SchiifSler-Lenz/Scherer/Miiller-Berghaus, Pharmakon 2022, 337-343,
337 L.

220 S. oben Kapitel A. II. 3.

221 Wasem/Hiier/Abels, Gesellschaftliche und volkswirtschaftliche Sicht auf die
(zukiinftige) Finanzierbarkeit von Arzneimitteln, in: Schréder/Thiirmann/Tel-
schow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimittel-Kompass 2021, Hochpreisige Arznei-
mittel - Herausforderung und Perspektiven, S. 21f.
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und nennt u. a. die Lebensqualitit als Regelbeispiel dafiir. Im Rahmen
der Nutzenbewertung durch den G-BA wird allerdings intensiv iiber die
Aussagekraft von Belegen zur Lebensqualitat diskutiert.?2

Das Kriterium der Lebensqualitit gewinnt in Bezug auf die Entschei-
dung tiber medizinische Leistungen zunehmend an Bedeutung.??* Die Le-
bensqualitét ist durch Studien allerdings nur schwer zu erfassen, denn eine
begriffliche Annégherung ist schon problematisch:

Nach einem weiten Begriffsverstindnis geht es darum, was das Leben
zu einem guten Leben macht??* — aber was ist ein gutes Leben? Aufierdem
handelt es sich um ein mehrdimensionales Kriterium, dessen Dimensionen
sich im Rahmen einer Analyse des Nutzens eines Arzneimittels nicht ohne
weitere normative Parameter einfach miteinander ,verrechnen® lassen??
und das Kriterium der Lebensqualitat ist entscheidend von den individuel-
len Werten des Patienten bzw. der Patientin und gesellschaftlichen Vorstell-
ungen gepragt.2¢

Eine empirische Messung der Lebensqualitit ist daher problematisch.??”
Im Rahmen der Nutzenbewertung wird die gesundheitsbezogene Lebens-
qualitit beriicksichtigt, die regelmaflig mittels Fragebogen??8, die Patienten

222 Zum Beispiel Miindliche Anhérung gemif 5. Kapitel § 19 Abs. 2 Verfahrensordnung
des G-BA hier: Wirkstoff Nivolumab Sitzung im Hause des G-BA in Berlin am
24. November 2015 von 10.00 Uhr bis 11.21 Uhr - Stenografisches Wortprotokoll —,
S.7, 14, 15; abrufbar unter: https://www.g-ba.de/downloads/91-1031-179/2015-11-24 _
Wortprotokoll_end_Nivolumab.pdf.

223 Vgl. Kovdcs, Die ,,Entstehung® der Lebensqualitit — Zur Vorgeschichte und Karriere
eines neuen Evaluationskriteriums in der Medizin, in: Kovacs/Kipke/Lutz (Hrsg.),
Lebensqualitat in der Medizin, 2016, S. 11 ff.

224 Riither, Uber einige (meta)ethische Fehlkonstruktionen in der Lebensqualititsfor-
schung, in: Kovacs/Kipke/Lutz (Hrsg.), Lebensqualitét in der Medizin, 2016, S. 27 ff.

225 Vgl. zur Nutzenbewertung anhand des Parameters der Lebensqualitit Reichardt,
Lebensqualitat in der Medizin: Ethische Herausforderungen ihrer Bestimmung und
Verwendung, in: Kovacs/Kipke/Lutz (Hrsg.), Lebensqualitit in der Medizin, 2016,
S.115f.

226 Vgl. ausfiihrlich dazu und zur Durchfithrung von Studien zur Lebensqualitat im
Allgemeinen De Santis/Steininger, Lebensqualitit — Quality of Life (QoL), in: Lenk/
Duttge/Fangerau, Handbuch Ethik und Recht der Forschung am Menschen, 2014,
S.1911t; s. zum Kriterium der Lebensqualitét in der Medizin aus der Sicht verschie-
dener Disziplinen Kovacs/Kipke/Lutz (Hrsg.), Lebensqualitat in der Medizin, 2016.

227 Vgl. z. B. Hildebrandt, Forum 2020, 35: 429-431, 429; abrufbar unter: https://doi.org
/10.1007/s12312-020-00859-z.

228 Dabei wird zwischen generischen Fragebogen, d. h. unabhéngig von der konkreten
Erkrankung nutzbare, und krankheitsspezifischen Fragebogen unterschieden, Hil-
debrandt, Forum 2020, 35: 429-431, 429; abrufbar unter: https://doi.org/10.1007/s12
312-020-00859-z.

59



https://www.g-ba.de/downloads/91-1031-179/2015-11-24_Wortprotokoll_end_Nivolumab.pdf
https://doi.org/10.1007/s12312-020-00859-z
https://doi.org/10.1007/s12312-020-00859-z
https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/
https://www.g-ba.de/downloads/91-1031-179/2015-11-24_Wortprotokoll_end_Nivolumab.pdf
https://doi.org/10.1007/s12312-020-00859-z
https://doi.org/10.1007/s12312-020-00859-z

Teil 2: Rechtliche Grundlagen

bzw. Patientinnen im Rahmen von klinischen Priifungen ausfiillen, ermit-
telt werden soll.??” Dabei wird eine Operationalisierung des Kriteriums
der Lebensqualitdt durch eine Reduktion der Beriicksichtigung individuel-
ler Aspekte erreicht.?3® Dies provoziert allerdings eine Frage: Welche fiir
die Lebensqualitit relevanten Aspekte sind, im Rahmen der Bewertung,
verzichtbar??3!

Neben der schwierigen Frage, wie genau eine Bewertung der Lebensqua-
litat erfolgen kann, bestehen Probleme bei der Durchfiihrung von Studien:
Im Rahmen der Durchfiihrung der Nutzenbewertung ist eine Anhdrung
des pharmazeutischen Unternehmens vor der Beschlussfassung des G-BA
tiber die Nutzenbewertung vorgesehen gemiaf (§35a Abs.3 SGBV i. V.
m. § 92 Abs.3a SGBV).232 Diskussionspunkt in diesen Anhdrungen sind
Riicklaufquoten von Fragebdgen zur Ermittlung von Auswirkungen auf die
Lebensqualitat:

,Frau Dr. Kupas (Bristol-Myers Squibb): |...]

Zu der Frage von Frau Teupen zu den Lebensqualititsdaten. Es ist richtig,
wir erreichen in unserem Modell nicht Riicklaufquoten von 70 Prozent.
Dennoch sind die Riicklaufquoten nicht gering, wir haben 65 Prozent
unter Nivolumab und knapp 60 Prozent im Dacarbazin-Arm. Wir denken,
dass man diese Ergebnisse explorativ schon bewerten kann. Insbesondere
bei den Nivolumab-Patienten sehen wir innerhalb der Behandlungsdauer
keinerlei Verschlechterung der Lebensqualitit, weil diese Patienten eine
relativ gute Ausgangskondition hatten. Von daher denken wir, dass man
diese Daten zwar nicht zum Zusatznutzen heranziehen kann, aber schon
bewerten kann. Angesichts der erheblichen Uberlegenheit bei Mortalitdit

229 Sog. Patient Reported Outcomes (PROs); IQWiG, Allgemeine Methoden, Version
7.0 vom 19.09.2023, S. 61; abrufbar unter: https://www.iqgwig.de/ueber-uns/methode
n/methodenpapier/.

230 S. nach ausfiihrlicher Analyse zusammenfassend Wischer/Vollmann/Schildman, Le-
bensqualitdt als Medikamentennutzen - Ein Vergleich von Werturteilen im AM-
NOG-Verfahren mit den Bewertungen onkologisch titiger Arzte, in: Kovacs/Kip-
ke/Lutz (Hrsg.), Lebensqualitit in der Medizin, 2016, S. 343 f.

231 Vgl. Wischer/Vollmann/Schildman, Lebensqualitat als Medikamentennutzen - Ein
Vergleich von Werturteilen im AMNOG-Verfahren mit den Bewertungen onkolo-
gisch titiger Arzte, in: Kovacs/Kipke/Lutz (Hrsg.), Lebensqualitit in der Medizin,
2016, S. 343 f.

232 S.unten Kapitel 3 B. L. 2.
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und bei Vertriglichkeit und keiner Verschlechterung der Lebensqualitit
sollte man das als Gesamtpaket definitiv heranziehen. - Vielen Dank.?%

Als Ursachen von (zu) geringen Riicklauferquoten wird zum Beispiel auf
einen hohen Aufwand fiir das medizinische Studienpersonal und auf eine
zusdtzliche Belastung fiir Patienten und Patientinnen hingewiesen.?** Ob
bzw. inwieweit eine Verbesserung von Riicklduferquoten moglich ist, ist
schwer einzuschatzen, denn es scheint nicht immer nachvollziehbar zu
sein, weshalb Riicklduferquoten sinken:

»~Herr Ellis (BMS): Vielen Dank fiir die Frage. Vielleicht erst einmal
zur Einordnung. Wir haben bei den Fragebogen zu Woche 24 mit etwa
80 Prozent sowohl beim PGIC, beim NTDT-PRO und beim PGIS noch
hinreichende Riicklaufquoten. Beim PGIC und bei den Lebensqualititsfra-
gebogen hatten wir diese Riicklaufquoten bis Woche 48. Von daher sehen
wir sie grundsdtzlich fiir die Nutzenbewertung als hoch genug an. Wir
hitten natiirlich auch beim NTDT-PRO und beim PGIS gern hohere
Riicklaufquoten gehabt. Wir waren in der Studie sehr bemiiht darum und
haben diese Fragebdgen iiber eine App erfasst. Leider sind die Riicklauf-
quoten nach Woche 24 trotzdem heruntergegangen. Fiir eine chronische
Erkrankung - da sind wir uns, glaube ich, einig — sind die 24 Wochen
ausreichend. Die Ergebnisse, die wir zu Woche 48 haben - das ist ein
entscheidender Punkt -, sind véllig konsistent mit denen zu Woche 24.
Insofern denken wir schon, dass wir durch die Fragebogen zu Woche 24
aussagekriftige Ergebnisse haben.

[...]

Herr Ellis (BMS): Ich kann es nicht genau sagen. Ich miisste spekulieren.
Was ich sagen kann, ist, dass diese Fragebdgen in der Studie mit unter-
schiedlicher Haufigkeit erhoben wurden. Das wire eine Erkldrung, warum
der Riicklauf bei dem einen Fragebogen heruntergegangen ist und bei
dem anderen nicht. Die genauen Griinde, warum, kann ich Ihnen nicht

233 Miindliche Anhérung gemaf3 5. Kapitel § 19 Abs. 2 Verfahrensordnung des Gemein-
samen Bundesausschusses hier: Wirkstoff Nivolumab Sitzung im Hause des Ge-
meinsamen Bundesausschusses in Berlin am 24. November 2015 von 10.00 Uhr
bis 11.21 Uhr - Stenografisches Wortprotokoll -, S. 7; abrufbar unter: https://www.g
-ba.de/downloads/91-1031-179/2015-11-24_Wortprotokoll_end_Nivolumab.pdf.

234 S.im Kontext onkologischer Erkrankungen: Hildebrandt, Forum 2020, 35: 429-431;
abrufbar unter: https://doi.org/10.1007/s12312-020-00859-z.
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sagen. Es waren auf jeden Fall keine technischen Probleme. Das kann ich
sagen.?%

Vor diesem Hintergrund ldsst sich festhalten, dass eine Einbindung des
Endpunktes der Verbesserung der Lebensqualitdt in die Prifung des Arznei-
mittels vor der Zulassung jedenfalls eine Herausforderung darstellt und im
Ergebnis haufig nicht gelingt.?3

B. Zwischenfazit

Die Vorgreiflichkeit der arzneimittelrechtlichen Zulassung und das Fehlen
einer vierten Hiirde im engeren Sinne fithrt zusammenfassend dazu, dass
die frithe Nutzenbewertung zu einem Zeitpunkt stattfindet, an dem keine
oder jedenfalls nur wenig anwendungsbegleitende Daten vorliegen. Dies
kann mit weiteren Grenzen bei der Evidenzgenerierung im Rahmen von
Klinischen Studien fiir die Zulassung zusammentreffen. Falls es sich um
eine gentechnische Einmaltherapie einer seltenen Erkrankung handelt, de-
ren Zulassung als Orphan Drug - also mit reduzierten Anforderungen an
den Wirksamkeitsnachweis im Zulassungsverfahren?’” - erfolgt ist, kann
die Zulassung noch auf sehr begrenzter Erkenntnislage erfolgt sein.
Gleichwohl kénnen die mit der Zulassung der Arzneimittelinnovation
verbundenen Hoffnungen sehr grofd sein.?*® Durch die Vorgreiflichkeit der
arzneimittelrechtlichen Zulassung besteht ab diesem Zeitpunkt in Deutsch-
land auch ein Leistungsanspruch der Versicherten auf diese Arzneimittel.
Dabei kann der Anspruch auf Beschaffung von zugelassenen Arzneimitteln

235 Miindliche Anhérung geméf3 5. Kapitel § 19 Abs. 2 Verfahrensordnung des Gemein-
samen Bundesausschusses hier: Wirkstoff Luspatercept (D-933) Videokonferenz des
Gemeinsamen Bundesausschusses am 7. August 2023 von 13:44 Uhr bis 14:29 Uhr -
Stenografisches Wortprotokoll -, S. 8; abrufbar unter: https://www.g-ba.de/downlo
ads/91-1031-940/2023-08-07_Wortprotokoll_Luspatercept_D-933.pdf.

236 Vgl. Miiller, Leiter Abteilung Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses in
einem Vortrag am 02. Februar 2017 in Berlin; Vortragsfolien: ,Lebensqualitit in der
frithen Nutzenbewertung” - Sichtweise des G-BA, S. 8; abrufbar unter: https://tlp.d
e/s24rt.

237 S. oben Kapitel 1 C.

238 S. zur medialen Aufmerksamkeit bei der Einfithrung von Onasemnogen-Abeparvo-
vec (Zolgensma®) Strottchen, GuP 2022, 167-173, 171.

62



https://www.g-ba.de/downloads/91-1031-940/2023-08-07_Wortprotokoll_Luspatercept_D-933.pdf
https://t1p.de/s24rt
https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/
https://www.g-ba.de/downloads/91-1031-940/2023-08-07_Wortprotokoll_Luspatercept_D-933.pdf
https://t1p.de/s24rt

Kapitel 2: Anspruch der Versicherten auf Versorgung mit Arzneimitteln

aus dem Ausland gerichtet sein,?®® wenn das Arzneimittel in Deutschland
nicht auf dem Markt ist.

Fiir gesetzlich Versicherte sind die konkreten Kosten der Arzneimittelin-
novation daher nicht unmittelbar relevant. Es sind gemaf} § 61 SGBV zwar
Zuzahlungen zu leisten, aber die Zuzahlungen sind auf hochstens 10 € pro
Abgabe des Arzneimittels begrenzt (gemaf3 § 61 S.1SGB V) und es bestehen
verschiedene Entlastungsregelungen aus sozialen Griinden,?? sodass in der
Regel keine finanzielle Uberforderung eintreten sollte. Zusammenfassend
besteht — im internationalen Vergleich - eine breite Verfiigbarkeit von Arz-
neimittelinnovationen grundsitzlich ohne Einschriankung allein aus Kos-
tengriinden. Die dargestellten Voraussetzungen fiir Verordnungseinschran-
kungen und Verordnungsausschliisse gemaf3 § 92 Abs.1 Abs.1 S.1 Hs. 4
SGBYV durch den G-BA liegen - verkiirzt zusammengefasst — regelméflig
nur vor, wenn eine geeignete Versorgungsalternative vorhanden ist.24!

Anders als in vielen anderen EU bzw. EWR-Staaten?#? ist daher nicht da-
von auszugehen, dass (iiberlebens-)notwendige Arzneimittelinnovationen
zahlungskriftigen Selbstzahlern oder privat Versicherten in breiterem Um-
fang zur Verfiigung stehen.?*3 In anderen Staaten basiert die Regulierung
der Erstattungsfahigkeit und Preisbildung regelmafig auf einer klinischen
Bewertung bzw. einer Nutzenbewertung zur Ermittlung der Kosteneftizienz
an die sich eine Entscheidung tiber die Erstattungsfahigkeit anschlieft.244

239 Vgl. Haas/Tebinka-Olbrich/Erdmann/Henck/Blindzellner/Goppel/Lehmann, Ergeb-
nisse des AMNOG-Erstattungsbetragsverfahrens, in: Schréder/Thiirmann/Tel-
schow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimittel-Kompass 2022, 258-278, 272.

240 Ein Uberblick bei Schifferdecker, in: BeckOGK SGB, Stand: 15.02.2025, § 61 SGBV,
Rn. 13 ff. und ausfiihrlich zur Regelung der Belastungsgrenze in § 62 SGB'V, Schiffer-
decker, in: BeckOGK SGB, Stand: 15.02.2025, § 62 SGB'V, Rn. 1 {f.

241 S.obenA.

242 Vgl. zur Behandlung der Lungenerkrankung Mukoviszidose mit Tezacaftor, Elexa-
caftor und Ivacaftor (Kaftrio®) in Litauen und Polen Bersi/Peigné/Buzzoni, Inves-
tigate Europe, Geheime Preisabsprachen: Wie Pharmaunternehmen EU-Staaten
gegeneinander ausspielen, 13.06.2024; abrufbar unter: https://www.investigate-e
urope.eu/de/posts/deadly-prices-medicine-dealers-europe-secret-drug-negotiati
ons.

243 8. eine Ubersicht zum internationalen Vergleich, der auch die private Verfiigbarkeit
ausweist, Newton/Scott/Troein, EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2021 Survey, Up-
dated July 2022, S. 8; abrufbar unter: https://www.efpia.eu/media/676539/efpia-pati
ent-wait-indicator_update-july-2022_final.pdf.

244 Vgl. mit einer Ubersicht zu Methoden der Preisregulierung Haas/Mayer/Te-
binka-Olbrich/Blindzellner/Beggerow/Nickel, Beschleunigte Zulassung von Arznei-
mitteln: Herausforderungen fiir Patient:innen, Datenqualitit und faire Preise,
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Teil 2: Rechtliche Grundlagen
Kapitel 3: Ablauf des AMNOG-Verfahrens

Das AMNOG-Verfahren ist auf die Verfolgung von drei Zielen gerichtet:

»1. Den Menschen miissen im Krankheitsfall die besten und wirksamsten
Arzneimittel zur Verfiigung stehen.

2. Die Preise und Verordnungen von Arzneimitteln miissen wirtschaftlich
und kosteneffizient sein.

3. Es miissen verldssliche Rahmenbedingungen fiir Innovationen, die Ver-
sorgung der Versicherten und die Sicherung von Arbeitsplitzen geschaffen
werden. >4

Zur Umsetzung dessen ist das Verfahren zweistufig aufgebaut: Im ers-
ten Schritt erfolgt die Nutzenbewertung gemdfl §35a SGBV durch den
G-BA2%6.247 Sie bildet die Grundlage?*® der spiteren Verhandlungen des
Erstattungsbetrages gemédfd §130b Abs.1 SGBV zwischen dem Spitzenver-
band Bund der Krankenkassen und dem pharmazeutischen Unternehmen
(im Benehmen mit dem Verband der privaten Krankenversicherung)?+.
Kommt keine Vereinbarung zustande, entscheidet eine gemafd § 130b Abs. 5
SGBV zu bildende Schiedsstelle tiber den Erstattungsbetrag.

A. Arzneimittel mit neuen Wirkstoffen

Die Nutzenbewertung gemifl §35a SGBV und damit zugleich auch das
AMNOG-Verfahren bezieht sich auf erstattungsfahige?>® Arzneimittel mit
neuen Wirkstoffen (gemif3 § 35a Abs.1 S.1 SGBV). Neue Wirkstoffe sind
Stoffe, deren Wirkung bei der erstmaligen Zulassung in der medizinischen

in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimittel-Kompass
2021, Hochpreisige Arzneimittel - Herausforderung und Perspektiven, S. 130 f.

245 BT-Drs. 17/2413, S. 15; s. dazu bereits oben Teil 1 Kapitel 1.

246 S. unten B.

247 S. ausfithrlich zum Verfahren Stadelhoff, Rechtsprobleme des AMNOG-Verfahrens,
2016, S.105ff.; von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGBV
§ 35a, Rn. 1-56.

248 S.von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGB V § 35a, Rn. 3.

249 S. unten C.

250 S.zur umstrittenen Frage, ob das AMNOG-Verfahren auch Arzneimittel ausschlief3-
lich zur stationdren Anwendung erfasst G-BA, Pressemittelung Nr.4/2018 vom
23.01.2018; abrufbar unter: https://www.g-ba.de/downloads/34-215-730/04-2018
-01-23_AMNOG-stationaer.pdf; a. A. Anders/Fiekas, A&R 2018, 106-113.
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Wissenschaft nicht allgemein bekannt sind. Das Arzneimittel gilt so lange
als Arzneimittel mit einem neuen Wirkstoff, wie der sog. Unterlagenschutz
besteht (vgl. § 2 Abs.1 AM-NutzenV?*). Die Ankniipfung an die Dauer?*?
des Unterlagenschutzes erfolgt, da der Unterlagenschutz fiir diesen Zeit-
raum - d. h. fur acht Jahre, der noch fiir weitere zwei bis drei Jahre verlan-
gert werden kann (sog. ,8+2+1-Regel“) - Marktexklusivitit gewahrleistet
und so eine Preisfindung im Wettbewerb ausschlief3t.>* Rechtliche Grund-
lage des Unterlagenschutzes ist § 24b AMG, wonach Herstellern von Gene-
rika nach Ablauf der Schutzfrist die Nutzung von Zulassungsunterlagen (d.
h. die Ergebnisse der pharmakologischen und toxikologischen Versuche,
die Ergebnisse der klinischen Priifungen oder sonstigen &rztlichen oder
zahnirztlichen Erprobung und die dazu ergangenen Sachverstandigengut-
achten?>*) ermdglicht wird.

Marktexklusivitit kann - auch tiber die Dauer des Unterlagenschutzes
hinaus - aus dem Patentschutz folgen, denn der Patentschutz und der
Unterlagenschutz stehen unabhéngig nebeneinander.?>> In der Regel wird
Patentschutz im Rahmen der Entwicklung des Arzneimittels noch vor
seiner Zulassung beantragt, wenn noch nicht absehbar ist, ob und ggf.
wann die Zulassung erteilt wird. Die grundsétzlich?*¢ 20-jahrige Dauer des
Patentschutzes kann daher die Dauer des Unterlagenschutzes tiber- oder
unterschreiten. Der Patentschutz (bzw. erginzende Schutzzertifikate?>”)
kann daher dazu fithren, dass iiber die Dauer des Unterlagenschutzes hi-
naus Marktexklusivitdt besteht. Fiir diese Situation hat der Gesetzgeber in-

251 Arzneimittel-Nutzenbewertungsverordnung vom 28.12.2010 (BGBLI S.2324), die
zuletzt durch Artikel 6 des Gesetzes vom 19.07.2023 (BGBL. 2023 I Nr.197) gedndert
worden ist.

252 Dabei ist umstritten, ob sich § 2 Abs.1 AM-NutzenV auf die datenschutzrechtliche
Periode von acht Jahren (§24b Abs.1 S.1 AMG) oder auf die zehn- bis elfjahrige
Dauer der Marktexklusivitat (§24b Abs.1 S.2 AMG) bezieht: fiir eine zehn- bis
elfjahrige Dauer Fiekas, PharmR 2019, 145-150, 146 f.; LSG Berlin-Brandenburg,
Urteil vom 24.09.2021, L 28 KR 329/20 KL, Rn. 60 ff. juris; Fiekas, A&R 2022, 52-54;
a. A. d. h. fiir eine achtjahrige Dauer: Nitz, PharmR 2022, 147-149, 147 f.

253 Fiekas, PharmR 2019, 145-150, 148.

254 Gemafd § 24b Abs.1S.1AMG i. V. m. § 22 Abs. 2 Nr. 2, Nr. 3 AMG.

255 Kortland, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, § 24b AMG, Rn. 8.

256 S. zusammenfassend zur Dauer des Patentschutzes fiir Wirkstoffe und Verfahren
Rehmann, in: Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, § 24b AMG, Rn. 17-2L.

257 Uberblick bei Kortland, in: Kiigel/Miiller/Hofmann, Arzneimittelgesetz, §24b
AMG, Rn.8ff; Rehmann, in: Rehmann, Arzneimittelgesetz, 2020, §24b AMG,
Rn.17-21.
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zwischen?®8 eine Fortgeltung der im Rahmen des AMNOG-Verfahrens ver-
einbarten bzw. festgesetzten Erstattungsbetrige angeordnet (geméf3 § 130b
Abs. 8a S. 3 SGB V259) 260

Zusammenfassend ldsst sich daher festhalten, dass die Preisfindung Arz-
neimittel mit neuen Wirkstoffen wéhrend der fiir das forschende pharma-
zeutische Unternehmen wirtschaftlich bedeutsamsten Phase der Marktex-
Klusivitat grundsatzlich?®! im Wege des AMNOG-Verfahrens erfolgt.

B. Nutzenbewertung durch den G-BA

Die Bewertung des Nutzens von Arzneimitteln durch den G-BA (gemaf3
§ 35a Abs.1 SGB V)% beginnt mit dem Inverkehrbringen des Arzneimit-
tels, denn die pharmazeutischen Unternehmen haben Nachweise zum Nut-
zen des Arzneimittels zum Zeitpunkt des erstmaligen Inverkehrbringens
(bzw. vier Wochen nach der Zulassung neuer Anwendungsgebiete des Arz-
neimittels) an den G-BA zu iibermitteln (gemafs § 35a Abs.1S.3 SGBV).
Diese Sammlung von Nachweisen wird als Dossier bezeichnet.263
Inhaltliche Vorgaben fiir die Zusammenstellung des Dossiers sind in
§35a Abs.1 S.3 SGBV als Regelbeispiele aufgefithrt (Angaben tber: zu-
gelassene Anwendungsgebiete, den medizinischen Nutzen, den medizini-
schen Zusatznutzen im Verhdltnis zur zweckmifligen Vergleichstherapie,
die Anzahl der Patienten bzw. Patientinnen und Patientengruppen, fiir

258 S. zu den insoweit lange unklare Situation Beggerow/Kuhn/Haas, GKV 90 Prozent,
2019, Ausgabe 13, Beitrag I; abrufbar unter: https://www.gkv-90prozent.de/ausgabe/
13/autorenbeitrag/13_erstattungsbeitrag-bei-ablaufendem-unterlagenschutz/13_erst
attungsbeitrag-bei-ablaufendem-unterlagenschutz.html.

259 Seit dem Gesetz zur Weiterentwicklung der Gesundheitsversorgung (Gesundheits-
Versorgungsweiterentwicklungsgesetz - GVWG) vom 11.07.2021, BGBI. I 2021, Nr. 44
vom 19.07.2021, S.2754 (Berichtigung vom 22.06.2022, BGBL. I 2022, Nr.22 vom
30.06.2022, S.1025).

260 S. kritisch zur Anordnung der Fortgeltung Kéhnemann, PharmR 2023, 68-72, 69 ff.

261 Um Forschungsanreize zu setzten, wurden sog. Reserveantibiotika — d. h. Antibio-
tika, die nur unter besonders strengen Voraussetzungen bei sehr schweren Infektio-
nen oder bei Infektionen mit resistenten bzw. multiresistenten Erregern eingesetzt
werden - gemafl § 130b Abs. 3b SGB V aus dem AMNOG-Verfahren ausgenommen
und pharmazeutische Unternehmen konnen den Preis nunmehr frei festsetzen;
s. BT-Drs. 20/6871, S. 20, 29, 42.

262 S. zur Einfithrung des AMNOG-Verfahrens ausfithrlich Burgardt, Verfahren der
frithen Nutzenbewertung nach § 35a SGBYV, in: Voit (Hrsg.), Die Neuordnung des
Arzneimittelmarktes - Verdnderungen und Perspektiven, 1. Auflage 2012, S. 9 ff.

263 S. ausfithrlich zum Dossier Paal/Rehmann, A&R 2011, 51-57, 55 ff.
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die ein therapeutisch bedeutsamer Zusatznutzen besteht, die Kosten der
Therapie fiir die gesetzliche Krankenversicherung und Anforderungen an
eine qualititsgesicherte Anwendung). Weitere Vorgaben zur Einreichung
des Dossiers enthalt das fiinfte Kapitel der Verfahrensordnung des G-BA.264
Weiterhin besteht gemaf3 § 35a Abs.1 S.7, 8 SGBV eine Verordnungser-
machtigung des Bundesministeriums fiir Gesundheit, welche insbesondere
die Einreichung des Dossiers vorpréigen, denn das Bundesministerium fiir
Gesundheit ist gemaf3 § 35 Abs. 1S. 8 Nr. 2 SGB V zur Regelung von Grund-
sitzen fiir die Bestimmung der zweckmafligen Vergleichstherapie und des
Zusatznutzens und damit zur Regelung von Kernaspekten erméchtigt. Die-
se Verordnungsermichtigung hat das Bundesministerium fiir Gesundheit
ausgenutzt und die Verordnung iiber die Nutzenbewertung von Arzneimit-
teln nach § 35a Absatz 1 SGB'V fiir Erstattungsvereinbarungen nach § 130b
SGB V (AM-NutzenV )29 erlassen.

Die Pflicht zur fristgerechten?%® Vorlage des Dossiers hangt vom Inver-
kehrbringen des Arzneimittels ab. Die Durchfithrung des Nutzenbewer-
tungsverfahrens steht daher nicht zur Disposition des pharmazeutischen
Unternehmens,?’” denn gemif} § 35a Abs. 1.5 SGB V gilt der Zusatznutzen
des betroffenen Arzneimittels als nicht belegt, wenn das pharmazeutische
Unternehmen das Dossier zu spit oder nicht vollstandig vorlegt. Das phar-
mazeutische Unternehmen kann sich dem Verfahren der Nutzenbewertung
also nicht entziehen, wenn es die Fingierung des fehlenden Zusatznut-
zens?®8 vermeiden will.

264 Verfahrensordnung des Gemeinsamen Bundesausschusses in der Fassung vom
18. Dezember 2008 veréffentlicht im Bundesanzeiger Nr. 84a (Beilage) vom 10. Juni
2009 in Kraft getreten am 1. April 2009 zuletzt gedndert durch den Beschluss vom
20. Juli 2023 veroffentlicht im Bundesanzeiger BAnz AT 07.11.2023 Bl in Kraft getre-
ten am 8. November 2023.

265 Arzneimittel-Nutzenbewertungsverordnung vom 28. Dezember 2010 (BGBLI
S.2324), die zuletzt durch Artikel 6 des Gesetzes vom 19. Juli 2023 (BGBL. 2023 I
Nr. 197) geandert worden ist.

266 S.§4 Abs.4 AM-NutzenV in Ergidnzung zu Kap. 5, §11 Abs. 1 S.2 VerfO-GBA, wo-
nach der G-BA nur fristgerecht eingereichte Unterlagen zu beriicksichtigen hat und
nachtrigliche Einreichungen nur zu beriicksichtigen hat, wenn sie das Verfahren
nicht verzdgern; s. Hess, in: BeckOGK SGB, Stand: 01.05.2022, § 35a SGBV, Rn. 26 f.

267 Stadelhoff, Rechtsprobleme des AMNOG-Verfahrens, 2016, S. 123 f.

268 S. zu den Rechtsfolgen eines nicht nachgewiesenen Zusatznutzens Hess, in:
BeckOGK SGB, 15.11.2023, SGBV §130b, Rn.15fT; kritisch zu den Anderungen
durch das am 12.11.2022 in Kraft getretene GKV-FinStG Burgardt, PharmR 2023,
145-152, 147 ff.
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Die Nutzenbewertung fithrt dazu, dass grundsitzlich eine Einordnung
in eine bestehende Festbetragsgruppe?®® nach § 35 SGBV erfolgt. In Fest-
betragsgruppen sollen Arzneimittel mit denselben Wirkstoffen, pharma-
kologisch-therapeutisch vergleichbaren Wirkstoffen, insbesondere mit che-
misch verwandten Stoffen und therapeutisch vergleichbarer Wirkung, ins-
besondere Arzneimittelkombinationen, zusammengefasst werden (gemaf3
§35 Abs.1 S.2 Nr.1 bis 3 SGBV). Es handelt sich also um Arzneimittel,
die untereinander austauschbar sind, sodass ein Wettbewerb innerhalb der
jeweiligen Festbetragsgruppe besteht. Die Krankenkassen {ibernehmen ge-
mafs §31 Abs.2 S.1 SGBV die Kosten nur bis zur Hohe des festgesetzten
Festbetrages, sodass hohere Preise vom Versicherten zu tibernehmen sind,
wenn er nicht auf ein anderes Arzneimittel aus der Festbetragsgruppe aus-
weichen will 270

Falls keine entsprechende Festbetragsgruppe besteht,?”! erfolgen Erstat-
tungsbetragsverhandlungen auf Grundlage der Ergebnisse der Nutzenbe-
wertung (geméfd § 130b Abs.1 SGBVi. V. m. § 35a Abs. 3 SGBV).

I. Durchfithrung der Nutzenbewertung

Vor Beginn der Durchfithrung der Nutzenbewertung im engeren Sinne?”?
priift der G-BA das vorgelegte Dossier und entscheidet, ob er die Nutzen-
bewertung selbst durchfiihrt oder das Institut fiir Qualitdt und Wirtschaft-
lichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG)?”? oder Dritte beauftragt (gemafs
§35a Abs.2 S.1 SGBV, §7 Abs.1 S.2 AM-NutzenV). Diese Entscheidung
hangt mafSgeblich von der vorhandenen Expertise und den Bearbeitungs-

269 Der iiberwiegende Anteil von Arzneimittelverordnungen zu Lasten der Gesetzli-
chen Krankenversicherung entféllt auf die sogenannte Festbetragsarzneimittel. Das
Verfahren zur Festsetzung von Festbetrigen erfolgt zweistufig, indem der G-BA zu-
nichst Festbetragsgruppen bildet (vgl. § 35 Abs.1S.1SGB V) und der GKV-Spitzen-
verband im Anschluss daran (gemafd § 35 Abs.3 S.1 SGBV) den Erstattungsbetrag
fiir die jeweilige Festbetragsgruppe festlegt.

270 Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 35, Rn. 1.

271 S.zu Abgrenzungsproblemen Stallberg, PharmR 2022, 180-189.

272 S. von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGBV § 35a, Rn. 30,
30.1.

273 S. ausfithrlich zum umstrittenen rechtlichen Status und zur demokratischen Legiti-
mation des IQWIiG: Scriba, Die Arzneimittelbewertungen des IQWiG, 2012, S. 54 ff.;
Orlowski, MedR 2010, 245-249, 246 fI.; Huster/Penner, Das Gesundheitswesen 2009,
46-51; Huster/Penner, VSSR, 2008, 221-241, 223 ff.; Gassner, PharmR 2007, 441-451;
Kiigel, NZS 2006, 297-303, 299 {.; Kingreen, NZS 2007, 113-121, 118.
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kapazitdten ab. Im Regelfall erfolgt eine Beauftragung des IQWiG.?* Die
Letztverantwortung verbleibt stets beim G-BA,?”> sodass die Bearbeitung
durch das IQWiG oder Dritte im Rahmen eines Gutachtens erfolgt und fiir
den spiteren Nutzenbewertungsbeschluss durch den G-BA blofien Emp-
fehlungscharakter hat.?’® Die Nutzenbewertung ist spatestens innerhalb von
drei Monaten nach Einreichung des Dossiers abzuschliefen und im Inter-
net zu verdffentlichen (§ 35a Abs.2 S.3 SGB V). Der Nutzenbewertung?’’
im engeren Sinne kommt - trotz des Empfehlungscharakters im Rahmen
des Verfahrens - rechtliche Relevanz zu,?’® denn mit der Veréffentlichung
der Nutzenbewertung zur ,Information der Fachkreise®””® wird eine sach-
verstandige Stellungnahme zum Beispiel mit Bedeutung fiir die Beurteilung
der Einhaltung des Wirtschaftlichkeitsgebotes gemaf3 §12 Abs.1 SGBV
durch Leistungserbringer und Leistungserbringerinnen veroffentlicht.

»Die Nutzenbewertung ist eine wissenschaftliche Begutachtung zur Zweck-
mdfSigkeit eines Arzneimittels (§12) und beschreibt, welchen therapie-
relevanten medizinischen Nutzen ein Arzneimittel bei Anwendung in

einem bestimmten Indikationsgebiet fiir bestimmte Gruppen von Patienten
hat280

Bei der Durchfiihrung der Nutzenbewertung handelt es sich also um
eine medizinwissenschaftliche Analyse des Dossiers anhand des allgemein
anerkannten Standes der medizinischen Erkenntnisse auf der Grundlage
internationaler Standards der evidenzbasierten Medizin (EbM) und der
Gesundheitsokonomie.

274 Vgl. Scriba, Die Arzneimittelbewertungen des IQWiG, 2012, S.39; Stadelhoff, in:
Berchtold/Huster/Rehborn, Gesundheitsrecht 2018, § 35a SGBV, Rn.25; s. zum
Beurteilungsspielraum des G-BA im Rahmen der Entscheidung tiber die Aufgaben-
iibertragung von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGBV § 35a,
Rn. 26a.

275 Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 35a, Rn. 40 ff.

276 BT-Drs.17/2413, S. 23.

277 Gemifl § 9 Abs.1 AM-NutzenV erfolgt die Veroffentlichung (mit dem Dossier) nur,
sofern nicht Betriebs- und Geschaftsgeheimnisse, der Schutz des geistigen Eigen-
tums und der Schutz personenbezogener Daten dagegensprechen.

278 Die Frage, ob dem Informationshandeln des IQWiG eine rechtliche Bedeutung
zukommt, ist umstritten; s. zusammenfassend Scriba, Die Arzneimittelbewertungen
des IQWIG, 2012, S. 91 ff.

279 BT-Drs. 17/2413, S.21; von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025,
SGBYV § 35a, Rn. 28; s. ausfiihrlich zum Informationshandeln des IQWiG Pitschas,
MedR 2008, 34-41.

280 BT-Drs.17/2413, S. 20.
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Nach der Methodik der EbM werden neben der Frage nach der Wirk-
samkeit auch Parameter des Nutzens, Risikos und der Qualitat?8! medizini-
scher Leistungen im SGBV bestimmt.?82 Die EbM setzt den Beleg eines
Kausalzusammenhanges zwischen der behaupteten Wirkung und der in
Rede stehenden Ursache voraus und wird durch eine Evaluation wissen-
schaftlicher Forschung und Studien erreicht. Als sogenannter Goldstandard
fiir diesen Beleg gelten heute randomisierte kontrollierte Studien (randomi-
sed controlled trials = RCT),28 dessen Einhaltung fiir die Aufnahme einer
Leistung in den Leistungskatalog der GKV in der Regel auch gefordert
wird.284

Die Bewertung darf den Feststellungen der Zulassungsbehérde iber Qua-
litat, Wirksamkeit und Unbedenklichkeit des Arzneimittels nicht wider-
sprechen (geméfl §7 Abs.2 AM-NutzenV). Im Hinblick auf den frithen
Zeitpunkt?®> der Nutzenbewertung erfolgt sie maflgeblich auf der Grundla-
ge der Erkenntnisse aus dem Zulassungsverfahren.?8¢ Dabei ist das pharma-
zeutische Unternehmen zur vollstindigen Vorlage von Studien verpflichtet
und hat insbesondere auch Angaben iiber laufende und abgebrochene Stu-
dien?®” aufzunehmen.?88

Die Bewertung des Dossiers erfolgt ohne weitere Einbeziehung des
pharmazeutischen Unternehmens?® und den G-BA triftt gemédf3 § 5 Abs. 1

281 Vgl. zu den Grundsitzen der EbM in der Qualititssicherung Biischer, in: Rem-
mert/Gokel, GKV-Kommentar SGBYV, 63. Lieferung, 11/2023, §135a SGB 'V, Rn.17;
dazu ausfiihrlich und grundlegend Deister, Qualitatssicherung im Krankenhaus,
2018, S. 144 ft.

282 Vgl. Huster/Bohmeier, Evidenzbasierung als Priorisierungskriterium im Krankenver-
sicherungsrecht, in: Schmitz-Luhn/Bohmeier (Hrsg.), Priorisierung in der Medizin,
2013, 53-60, 54.

283 Vgl. Raspe, GesR 2011, 449-454, 451.

284 Strottchen, Verfassungsrechtliche Anspriiche auf konkrete medizinische Leistungen,
2019, S. 45.

285 Mit dem Gesetz zur Stirkung der Arzneimittelversorgung in der GKV (GKV-
Arzneimittelversorgungsstirkungsgesetz - AMVSG) vom 04.05.2017, BGBL. I 2017,
Nr. 25 vom 12.05.2017, S.1050 wurde § 35a Abs. 5b SGBV angepasst und der G-BA
kann seitdem den fiir die Vorlage der erforderlichen Nachweise mafigeblichen Zeit-
punkt auf Antrag des pharmazeutischen Unternehmens abweichend bestimmen.

286 S. oben Kapitel 2 A. IL., B.

287 S. Kaufmann, in: Meier/von Czettritz/Gabriel/Kaufmann, Pharmarecht, § 11, Rn. 89.

288 Hess, in: BeckOGK SGB, Stand: 01.05.2022, § 35a SGBV, Rn. 24; s. zur Veroffentli-
chungspflicht aus § 42b AMG, der mit dem AMNOG eingefithrt wurde zum Bei-
spiel: Listl-Norr, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 42b AMG, Rn. 1 ff.

289 Axer, in: Becker/Kingreen, SGB 'V, § 35a, Rn. 40.
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S.2 AM-NutzenV keine Amtsermittlungspflicht.?® Insofern triftt das phar-
mazeutische Unternehmen die Darlegungslast fiir den Zusatznutzen, so-
dass einer sorgfaltigen Dossiervorlage eine entscheidende Bedeutung zu-
kommt.?! Der Nachweis des Zusatznutzens kann daher auch an formalen
Aspekten scheitern.?®?

1. Feststellung eines Zusatznutzens

Die Nutzenbewertung erfolgt durch Vergleich des Nutzens der Arzneimit-
telinnovation mit der sog. zweckmifligen Vergleichstherapie?®® (vgl. § 35a
Abs.1 S.2 SGBYV, §130b Abs.3 SGBV). Der Nutzen eines Arzneimittels
wird als der patientenrelevante therapeutische Effekt insbesondere hin-
sichtlich der Verbesserung des Gesundheitszustands, der Verkiirzung der
Krankheitsdauer, der Verlingerung des Uberlebens, der Verringerung von
Nebenwirkungen oder einer Verbesserung der Lebensqualitit legaldefiniert
(§ 2 Abs. 3 AM-NutzenV). Als Zusatznutzen eines Arzneimittels wird daher
der quantitativ oder qualitativ hdhere Nutzen gegeniiber der zweckmaf3igen
Vergleichstherapie angesehen (§ 2 Abs. 4 AM-NutzenV).

Als wesentliche Bezugsgrofie der Nutzenbewertung pragt die Auswahl
der zweckmifiigen Vergleichstherapie daher das weitere Verfahren - ein-
schliellich der Vereinbarung der Erstattungsbetrdge gemaf3 § 130b SGBV -
entscheidend vor.2%*

Die Auswahl wird durch das Dossier des pharmazeutischen Unterneh-
mens vorbereitet, indem das pharmazeutische Unternehmen dort bereits
die zweckmaflige Vergleichstherapie benennt und die Nachweise des Zu-
satznutzens auf diese gewdhlte Vergleichstherapie bezieht. Die endgiiltige
Bestimmung der zweckmafligen Vergleichstherapie erfolgt aber durch den
G-BA (vgl. § 35a Abs. 1S.10 SGB V)?%, sodass die Nutzenbewertung im en-

290 BSG, Urteil vom 28.03.2019, B 3 KR 2/18 R, Rn. 46, 52 juris = BSGE 127, 288-306,
2991.,302, Rn. 46, 52.

291 Vgl. Felix, GesR 2022, 225-226, 226 (Anmerkung zu BSG, Urteil vom 21.8.2021, B 3
KR 3/20 R = BSGE 127, 288-306).

292 Greiner/Witte, in: Storm (Hrsg.), AMNOG-Report 2017, S. 39.

293 S. ausfuihrlich Schickert/Schmitz, PharmR 2011, 217-223, 2211L.; Schickert, PharmR
2010, 452-462, 455.

294 ,,Die zweckmdfSige Vergleichstherapie ist wahrscheinlich das ,Herz* der Nutzenbewer-
tung” Krasney, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 45,
Rn. 69.

295 BT-Drs.17/2413, S. 21.

71



https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/

Teil 2: Rechtliche Grundlagen

geren Sinne nicht auf Basis der durch das pharmazeutische Unternehmen
benannten Therapie erfolgen muss. Die fehlende Amtsermittlungspflicht
des G-BA wirkt sich daher intensiv aus, denn er ist auch in diesem Fall
nicht verpflichtet, sich Nachweise zur abweichend bestimmten zweckma-
Bigen Vergleichstherapie zu beschaffen. Der Nachweis des Zusatznutzens
kann also bereits an einer unterschiedlichen Auffassung zur zweckmifligen
Vergleichstherapie scheitern.??¢

Die Auswahl der zweckmifligen Vergleichstherapie ist in § 6 AM-Nut-
zenV und § 6 VerfO G-BA geregelt. Danach ist sie regelhaft nach den Maf3-
stdben zu bestimmen, die sich aus den internationalen Standards der EbM
ergeben. Dabei muss die Vergleichstherapie zur Substitution des zu bewer-
tenden Arzneimittels geeignet, zweckmiflig (gemafl §§2, 12 SGBV) und
eine nach dem Stand der medizinischen Erkenntnisse anerkannte Therapie
sein.?”” Besonderheiten gelten, wenn mehrere zweckmiflige Vergleichsthe-
rapien in Betracht kommen oder keine zweckmdflige Vergleichstherapie
vorhanden ist — d. h. es sich bei der Arzneimittelinnovation um einen
sog. therapeutischen Solisten?”® handelt: Das BSG hat im Jahr 2023 (iiber-
raschend) entschieden, dass therapeutische Solisten nicht vom Verfahren
der Nutzenbewertung erfasst seien.?® Auf diese Rechtsprechung hat der
Gesetzgeber reagiert und § 35a Abs.1S.1SGB V angepasst®?? und ausdriick-
lich geregelt, dass der G-BA den Nutzen aller erstattungsfihigen Arzneimit-
tel mit neuen Wirkstoffen bewertet.3%! Im Zuge dieser Klarstellung hat der
Gesetzgeber auch § 6 Abs. 2 S.2-4 AM-NutzenV**? erginzt und detaillierte

296 S. Krasney, in: Fuhrmann/Klein/Fleischfresser, Arzneimittelrecht 2020, § 45, Rn. 70.

297 Schickert, PharmR 2010, 452-463, 455.

298 S. zum Begriff und zur zweckmifligen Vergleichstherapie beim Vorliegen eines
therapeutischen Solisten ausfiihrlich Stallberg, PharmR 2016, 109-116, 110 f.

299 BSG, Urteil vom 22.02.2023, B 3 KR 14/21 R, Rn. 10 juris = BSGE 135, 266-277,
267f.; s. zum Urteil Strecker, A&R 2023, 171-176, 174; Mertens, G+G 2023, Nr. 6, 35
(Anmerkung); Gafner/Stromer, GuP 2023, 154-156 (Entscheidungsbesprechung);
Volkwein, MedR 2023, 667-669 (Anmerkung); Anders, PharmR 2023, 351-355 (An-
merkung); Penner, SGb 2023, 635-640 (Anmerkung zu BSG, Urteil vom 22.02.2023,
B 3 KR14/21 R = BSGE 135, 266-277).

300 Mit dem Gesetz zur Bekdmpfung von Lieferengpdssen bei patentfreien Arzneimit-
teln und zur Verbesserung der Versorgung mit Kinderarzneimitteln (Arzneimittel-
Lieferengpassbekdmpfungs- und Versorgungsverbesserungsgesetz - ALBVVG) vom
19.07.2023, BGBI. I 2023, Nr. 197 vom 26.07.2023.

301 S. Lietz/Zumdick, PharmR 2023, 571-580, 579.

302 §6 Abs.2S.2-4 AM-NutzenV: , Abzustellen ist auf die tatscchliche Versorgungssitua-
tion, wie sie sich ohne das zu bewertende Arzneimittel darstellen wiirde. Als zweckmd-
Bige Vergleichstherapie oder als Teil der zweckmidfSigen Vergleichstherapie kann der
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Vorgaben fiir die Auswahl der zweckmifligen Vergleichstherapie aufgestellt.
Danach kann die zweckmiflige Vergleichstherapie etwa auch aus bloflem
beobachtendem Abwarten bestehen.30?

2. Nutzenbewertungsbeschluss des G-BA

Die Nutzenbewertung ist — unabhingig davon, ob der G-BA sie selbst
durchfiihrt, das IQWiG oder einen Dritten beauftragt - innerhalb von
drei Monaten abzuschlieffen und zu veroffentlichen (§35a Abs.2 S.3
SGBYV). Danach ist den nach § 92 Abs.3a SGBV Berechtigten; also u. a.
Sachverstandigen, Interessenvertreter bzw. -vertreterinnen und dem betrof-
fenen pharmazeutischen Unternehmen Gelegenheit zur schriftlichen und
anschliefenden miindlichen Stellungnahme zu geben. Der G-BA hat die
Stellungnahmen in seine Entscheidung einzubeziehen.3** Das Anh6rungs-
verfahren ist wiederum innerhalb von drei Monaten nach der Verdffentli-
chung der Nutzenbewertung abzuschlieffen und der Beschluss iiber die
Nutzenbewertung zu fassen (gemaf3 § 35a Abs. 3 S.1SGB V). Der formliche
Nutzenbewertungsbeschluss durch den G-BA erfolgt also nach sechs Mo-
naten.

Gemeinsame Bundesausschuss ausnahmsweise die zulassungsiiberschreitende Anwen-
dung von Arzneimitteln bestimmen, wenn er im Beschluss iiber die Nutzenbewertung
nach § 7 Absatz 4 feststellt, dass diese nach dem allgemein anerkannten Stand der me-
dizinischen Erkenntnisse im zu bewertenden Anwendungsgebiet als Therapiestandard
oder als Teil des Therapiestandards in der Versorgungssituation, auf die nach Satz 2
abzustellen ist, gilt und

1. erstmals mit dem zu bewertenden Arzneimittel ein im Anwendungsgebiet zugelasse-
nes Arzneimittel zur Verfiigung steht,

2. die zulassungsiiberschreitende Anwendung nach dem allgemein anerkannten Stand
der medizinischen Erkenntnisse den im Anwendungsgebiet bislang zugelassenen Arz-
neimitteln regelhaft vorzuziehen ist oder

3. die zulassungstiberschreitende Anwendung nach dem allgemein anerkannten Stand
der medizinischen Erkenntnisse fiir relevante Patientengruppen oder Indikationsbe-
reiche den im Anwendungsgebiet bislang zugelassenen Arzneimitteln regelhaft vorzu-
ziehen ist.

Eine zweckmifSige Vergleichstherapie kann auch eine nichtmedikamentdse Therapie,
die bestmagliche unterstiitzende Therapie einschliefSlich einer symptomatischen oder
palliativen Behandlung oder das beobachtende Abwarten sein.

303 Im Rahmen des Gesetzgebungsverfahrens wurden der Vorschlag zur Anpassung
von § 6 AM-NutzenV nochmal iiberarbeitet. Die geltende Fassung wurde durch
die Beschlussempfehlung des Ausschusses fiir Gesundheit (14. Ausschuss) in das
Gesetzgebungsverfahren eingebracht; s. BT-Drs. 20/7397, S. 57 f.

304 S.ausfihrlich Hess, in: BeckOGK SGB, Stand: 01.05.2022, § 35a SGBV, Rn. 56 f.
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Der Nutzenbewertungsbeschluss des G-BA ist gemdfl §35a Abs.3
S.7 SGBV Teil der Arzneimittel-Richtlinie gemdfl §92 Abs.1 S.2 Nr.6
SGB V305, wobei die Vorlagepflicht beim Bundesministerium fiir Gesund-
heit (gemaf3 § 94 Abs.1 SGBV) nicht gilt. Jedenfalls dadurch kommt dem
Beschluss Normcharakter zu. Der Nutzenbewertungsbeschluss ist daher
nicht als Verwaltungsakt im Sinne von § 31 S.2 SGBX zu qualifizieren30
und kann auch nicht mit Nebenbestimmungen verbunden werden.3%

Auflerdem darf die Nutzenbewertung den Feststellungen der Zulassungs-
behorde tiber Qualitat, Wirksamkeit und Unbedenklichkeit des Arznei-
mittels nicht widersprechen (gemifl §7 Abs.2 S.5 AMNutzenV). Das
arzneimittelrechtliche Zulassungsverfahren prigt das AMNOG-Verfahren
daher entscheidend vor, denn es gilt insoweit ein Vorrang des Arzneimittel-
rechts.308

Inhaltlich stellt der G-BA insbesondere den Zusatznutzen und des-
sen Ausmaf$ fest. Fiir diese sog. Quantifizierung des Zusatznutzens wur-
den sechs Bewertungskategorien gebildet (,erheblicher Zusatznutzen®; ,be-
trichtlicher Zusatznutzen®; ,geringer Zusatznutzen®; ,Zusatznutzen liegt vor,
ist aber nicht quantifizierbar®; ,kein Zusatznutzen®; ,Nutzen des zu bewer-
tenden Arzneimittels ist geringer; gemaf3 § 5 Abs.7 AMNutzenV; Kap. 5
§5 Abs.7 VerfO-GBA), die im Nutzenbewertungsbeschluss ausgewiesen
werden.30?

305 Richtlinie des Gemeinsamen Bundesausschusses iiber die Verordnung von Arznei-
mitteln in der vertragsarztlichen Versorgung (Arzneimittel-Richtlinie/AM-RL) in
der Fassung vom 18. Dezember 2008/22. Januar 2009 veréffentlicht im Bundesan-
zeiger Nr. 49a (Beilage) vom 31. Mirz 2009 in Kraft getreten am 1. April 2009.

306 Vgl. im Ergebnis wohl auch BSG, Urteil vom 10.09.2020, B 3 KR 11/19 R, Rn. 18 juris;
die Entscheidung, der ein Feststellungsantrag gegen einen in Nutzenbewertungsbe-
schluss als Teil der Arzneimittel-Richtlinie zugrunde lag, befasst sich zwar nicht
ausdriicklich mit einer Verwaltungsaktqualitit des Nutzenbewertungsbeschlusses,
aber es hatte jedenfalls nahegelegen, diesen Aspekt im Hinblick auf den Grundsatz
der Subsidiaritat der Feststellungsklage aufzugreifen.

307 Ausfithrlich Dierks/Schonermark, PharmR 2016, 305-309, 307 ff.; wohl a. A. Stall-
berg, AMNOG und Rechtschutzmdglichkeiten, in: Voit (Hrsg.), Die Neuordnung
des Arzneimittelmarktes — Veranderungen und Perspektiven, 1. Auflage 2012, S. 99 f.

308 Barth, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 35a SGB'V, Rn. 4.

309 S.zur Aussagekraft der Bewertung Grotjahn/Nitz, PharmR 2019, 151-155, 151.
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3. Erneute Nutzenbewertung

Im Nachgang an den Nutzenbewertungsbeschluss kann das pharmazeuti-
sche Unternehmen eine erneute Nutzenbewertung beantragen, die friihes-
tens ein Jahr®'? nach der Veréffentlichung des initialen Nutzenbewertungs-
beschlusses durchgefiithrt werden darf (gemifl §35a Abs.5 S.4 SGBV).
Die Regelung kntipft ausdriicklich an die Durchfiihrung an, sodass der An-
trag des pharmazeutischen Unternehmens®! schon vorher gestellt werden
kann 2 Fiir eine erneute Nutzenbewertung muss das pharmazeutische Un-
ternehmen nachweisen, dass neue Erkenntnisse vorliegen, die eine erneute
Nutzenbewertung erforderlich macht (gemaf} § 35a Abs. 5 S.1Hs.3 SGBV).
Uber den Antrag auf Eréffnung des erneuten Nutzenbewertungsverfahrens
hat der G-BA innerhalb von acht Wochen zu entscheiden (gemif3 §35a
Abs.5 5.2 SGBYV). Falls er eine erneute Nutzenbewertung fiir erforderlich
hélt, fordert er das pharmazeutische Unternehmen zur Vorlage des Dossiers
auf und es wird eine vollstindig neue Nutzenbewertung durchgefiihrt.?!

4. Ausnahmen von der Nutzenbewertung

Unter anderem im Hinblick auf diese Praktikabilitdtsgrenzen3* bestehen
Ausnahmen von der Pflicht zur Vorlage eines Dossiers zur Nutzenbewer-
tung. Eine solche Ausnahme bildet die sog. ,de-minimis-Regelung® in § 35a
Abs.la SGBYV, die eine Freistellung von der Pflicht zur Dossiervorlage bei
einer zu erwartenden jihrlichen Umsatzgrenze von unter einer Millionen
Euro zu Apothekenverkaufspreisen vorsieht. Diese sog. Freistellung bei

310 Aufgrund einer hohen Dynamik wissenschaftlicher Erkenntnisse, soll nicht jede
Anderung des Erkenntnisstandes eine erneute Bewertung rechtfertigen BT-Drs.
17/2413, S. 22.

311 Nach Kap. 5 §13 Abs.1 VerfO G-BA kann der G-BA auf Antrag seiner Mitglieder
oder der in §139b Abs.1 S.2 SGBV genannten Organisationen und Institutionen
einen Antrag auf erneute Nutzenbewertung stellen. Auch insoweit gilt die Jahres-
frist. Falls der Nutzenbewertungsbeschluss eine Befristung vorsah, beginnt ein er-
neutes Bewertungsverfahren am Tag des Fristablaufs (geméfl Kap. 5 § 8 Abs.1 Nr.5
VerfO-G-BA).

312 BT-Drs. 18/10208, S. 27.

313 S.ausfiihrlich Hess, in: BeckOGK SGB, Stand: 01.05.2022, § 35a SGB 'V, Rn. 71, 72.

314 So soll zum Beispiel durch die Ausnahmeregelung fiir Orphan Drugs gerade ver-
mieden werden, dass zusdtzliche Studien ausschliefllich zur Durchfithrung des
Nutzenbewertungsverfahrens erforderlich sind, Pitz, in: Schlegel/Voelzke, jurisPK-
SGBYV, Stand: 01.04.2025, § 35a, Rn. 41.
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erwarteter Geringfiigigkeit®> der Kostenbelastung®'® der gesetzlichen Kran-
kenkassen ist durch das pharmazeutische Unternehmen zu beantragen.?”
Eine weitere Ausnahme gilt gemaf3 § 35a Abs. 1S.11ff. SGB V fiir Arzneimit-
tel, die von der Europdischen Kommission mit einem besonderen Status fiir
seltene Erkrankungen (sog. Orphan Drugs,?® — d. h. ,Waisenkinder® unter
den Arzneimitteln®®) nach der Verordnung (EG) 141/2000%%° zugelassen
wurden. Die Anerkennung als Orphan Drug im Rahmen des Zulassungs-
verfahrens setzt voraus, dass noch keine zufriedenstellende therapeutische
Moglichkeit besteht und das betroffene Arzneimittel von erheblichem Nut-
zen sein wird.3?! Insofern wird ein Zusatznutzen bereits im Rahmen des
Zulassungsverfahrens gepriift, wenngleich die Maf3stibe der Priifung nicht
identisch sind.3?? Die mit der Anerkennung als Orphan Drug einhergehen-
de Wertung tibernimmt § 35a Abs. 1 S. 11 SGB V32, indem der Zusatznutzen
bereits durch die Zulassung als belegt gilt.324

Die gesetzliche Anerkennung des sog. fiktive Zusatznutzens gemaf3 § 35a
Abs.1S.11, 12 SGBV gilt allerdings nur bis zu einer Umsatzschwelle von
30 Millionen Euro®? der gesetzlichen Krankenversicherung innerhalb von

315 S.BT-Drs.17/3698, S.50f.

316 S.ausfiihrlich von Dewitz, in: BeckOK SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGB V § 35a,
Rn. 21-24.

317 S.Kap. 5§15 Abs.1S.3 VerfO G-BA: Es wird von einer Geringfiigigkeit ausgegan-
gen, soweit die dauerhaft zu erwartenden Ausgaben auf Basis der Apothekenver-
kaufspreise einschliefSlich Umsatzsteuer einen Betrag in Hohe von 1 000 000 Euro
innerhalb von 12 Kalendermonaten nicht iiberschreiten.

318 S. ausfiihrlich zum Orphan-Drug-Status Natz/Rieger, A&R 2021, 66-75.

319 S. Erwagungsgrund (1) der Verordnung (EG) 141/2000.

320 Verordnung (EG) 141/2000 des Europidischen Parlaments und des Rates vom
16. Dezember 1999 iiber Arzneimittel fiir seltene Leiden, ABL L 18 vom 22.01.2000,
S. L

321 S.dazu oben Kapitel 1 C.

322 Nitz, in: Spickhoff/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024, § 14,
Rn. 106.

323 S. ausfiihrlich zur europarechtlichen Bindungswirkung der sog. ,,orphan designati-
on“ Natz/Sude, A&R 2013, 211-217.

324 Vgl. BT-Drs. 17/3116, S.10 f;; s. zur ersten Nutzenbewertung eines Arzneimittels mit
Orphan-Drug-Status Willhoft/Lietz, A&R 2012, 19-23, 21 ff.

325 Durch Art.1 Nr.2 Buchst.a des GKV-FinStG vom 07.11.2022 wurde die Umsatz-
schwelle von 50 Millionen Euro mit Wirkung vom 12. November 2022 auf 30
Millionen Euro herabgesetzt; s. zu Schwierigkeiten bei der Kalkulation der Umsitze
Natz/Rieger, A&R 2021, 66-75, 74.
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zwolf Monaten.32¢ Der fiktive Zusatznutzen gemaf3 § 35a Abs.1S.11 SGBV
beschrinkt sich auf die Wertung, dass ein Zusatznutzen vorliegt. Der G-
BA fiithrt daher noch eine Nutzenbewertung zur Quantifizierung des Zu-
satznutzens®?” durch.’?® Ein Zusatznutzen lasst sich allerdings tiberdurch-
schnittlich hdufig nicht quantifizieren.3?°

I1. EU-Health Technologie Assessment

Wesentlicher Faktor fiir die Nutzenbewertung ist also die Generierung
von Evidenz. Anders als es im Rahmen des Zulassungsverfahrens der
Fall ist, besteht keine umfassende europiische Harmonisierung, denn die
Mitgliedstaaten sind fiir die Festlegung ihrer Gesundheitspolitik und fiir
die Organisation des Gesundheitswesens und die medizinische Versorgung
verantwortlich (vgl. Art. 168 Abs.7 AEUV).

Fragen um die sozialversicherungsrechtliche oder staatliche Erstattung
der Kosten fiir Arzneimittel sind daher hochst unterschiedlich geregelt. Zu-
nehmend liegt der mitgliedstaatlichen Regulierung der Erstattungsfdhigkeit
und Preisbildung eine klinische Bewertung bzw. eine Nutzenbewertung zu-
grunde.33? Die Verfahren sind allerdings nicht aufeinander abgestimmt und
daher fiir die einzelnen Staaten und die pharmazeutischen Unternehmen
aufwendig. Eine Zusammenarbeit und Harmonisierung der Bewertung von
Gesundheitstechnologien auf européischer Ebene steht daher seit langem

326 Bezogen auf den Apothekenverkaufspreisen sowie auflerhalb der vertragsarztlichen
Versorgung angefallene Preise einschlieflich der Umsatzsteuer; gemaf3 § 35a Abs. 1
S.12SGBW.

327 Also die Einordnung in die sechs Bewertungskategorien (,erheblicher Zusatznut-
zen; ,betrdchtlicher Zusatznutzen®; ,geringer Zusatznutzen®; ,Zusatznutzen liegt vor,
ist aber nicht quantifizierbar®; ,kein Zusatznutzen®; ,Nutzen des zu bewertenden
Arzneimittels ist geringer®; gemaf3 § 5 Abs.7 AMNutzenV; Kap. 5 § 5 Abs. 7 VerfO-
GBA); s. dazu bereits oben 2.

328 Ob die Durchfithrung einer Nutzenbewertung zur Quantifizierung des Zusatznut-
zens zuldssig ist, ist umstritten, vgl. noch zur Regelung in § 35a Abs.1S.10 SGBV in
der Fassung bis zum 12.05.2017 Nitz/Kluckert, MedR 2016, 591-600, 596 f.; Nitz, in:
Spickhoff/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024, § 14, Rn. 107.

329 Nitz, in: Spickhoff/Handorn, Handbuch Medizinisches Forschungsrecht, 2024, § 14,
Rn. 107.

330 S. eine Ubersicht bei Haas/Mayer/Tebinka-Olbrich/Blindzellner/Beggerow/Nickel,
Beschleunigte Zulassung von Arzneimitteln: Herausforderungen fiir Patient:innen,
Datenqualitdt und faire Preise, in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse
(Hrsg.), Arzneimittel-Kompass 2021, Hochpreisige Arzneimittel - Herausforderung
und Perspektiven, S.130.
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in der Diskussion®¥! und schliefllich ist am 11. Januar 2022 die Verordnung
(EU) 2021/2282 iiber eine gemeinsame Bewertung von Gesundheitstechno-
logien (Health Technology Assessment = HTA) in Kraft getreten®2,

HTA im Sinne der Verordnung ,ist ein wissenschaftlicher evidenzbasier-
ter Prozess, mit dessen Hilfe zustindige Behdrden die relative Wirksamkeit
neuer oder bestehender Gesundheitstechnologien bestimmen kénnen. Im
Zentrum der HTA steht insbesondere der Mehrwert, den eine Gesundheits-
technologie im Vergleich zu anderen neuen oder zu den bestehenden Gesund-
heitstechnologien bietet. 3%

Die Verordnung zielt darauf ab, den Zugang zu innovativen Therapien
zu verbessern und zugleich den Aufwand der klinischen Bewertung u. a.
fiir pharmazeutische Unternehmen und Behorden zu verringern,*4 indem
eine gemeinsame Bewertung auf européischer Ebene ab Januar 2025 durch-
gefithrt werden soll (geméfl Art. 7 Abs. 2 Verordnung (EU) 2021/2282). Der
initiale Entwurf der Verordnung durch die Europidische Kommission sah
eine weitreichende Verbindlichkeit der gemeinsamen Bewertung vor, was
aber schliefilich nicht umgesetzt wurde,** sodass die gemeinsame klinische
Bewertung von den Mitgliedsstaaten nicht zwingend verwendet werden
muss. Die Wirkung beschrankt sich nunmehr insbesondere auf ein Verbot
zur nationalen Wiederholung der Datensammlung (geméafl Art.13 Abs.1
d) Verordnung (EU) 2021/2282).33¢ Die Europdisierung des HTA fiihrt
daher moglicherweise zu einer Verbesserung der Datengrundlagen fiir den
Nachweis des Zusatznutzens, aber die Entscheidung iiber den konkret be-
legten Zusatznutzen und die Kostenerstattung bleiben auch zukiinftig eine
nationale Angelegenheit.

331 Vgl. Jacobs/Burgardt, PharmR 2019, 215-221, 215.

332 Verordnung (EU) 2021/2282 des Europiischen Parlaments und des Rates vom
15. Dezember 2021 iiber die Bewertung von Gesundheitstechnologien und zur An-
derung der Richtlinie 2011/24/EU; ABL L 458 S. 1.

333 Erwigungsgrund (2) Verordnung (EU) 2021/2282.

334 S. Erwédgungsgrund (13) Verordnung (EU) 2021/2282; vgl. Kleine Anfrage der CDU/
CSU-Fraktion BT-Drs. 20/6665, S.1 und die Antwort der Bundesregierung BT-Drs.
20/6930, S. 1.

335 S. ausfithrlich zur Kompetenzdiskussion im Rahmen des Erlasses der Verordnung
Baierl, in: Schlegel/Voelzke, jurisPK-SGBV (4. Auflage 2020), Stand: 10.07.2023,
§ 130b, Rn. 15.

336 S.zur Diskussion Natz/Rieger, A&R 2021, 295-302, 299.
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Zur Abstimmung der gemeinsamen Arbeit wurde eine Koordinierungs-
gruppe’’ (HTA-Koordinierungsgruppe (HTAKG)) gebildet, die mit Ex-
perten aus den Mitgliedsstaaten besetzt wurde. Die HTAKG erstellt insbe-
sondere Leitfdden fiir die Durchfithrung der klinischen Bewertung und
steht fiir Beratungen mit der Europdischen Kommission fiir den Erlass von
Durchfiithrungsrechtsakten zur Verfiigung.38

Die Auswirkungen der zukiinftigen gemeinsamen klinischen Beurteilung
auf das AMNOG-Verfahren sind im Detail noch nicht absehbar,** denn
Arzneimittel unterliegen erst schrittweise der gemeinsamen klinischen Be-
wertung: Seit dem 12. Januar 2025 sind onkologische Arzneimittel erfasst;
ab dem 13 Januar 2028 kommen Orphan Drugs hinzu und ab dem 13. Ja-
nuar 2030 gilt das Verfahren fiir alle Arzneimittel (gemaf3 Art.7 Abs.2
Verordnung (EU) 2021/2282). Jedenfalls werden einige Schritte der Nut-
zenbewertung im engeren Sinne3#? durch die gemeinsame klinische Bewer-
tung ersetzt. Mit Blick auf die wesentliche Bedeutung der zweckmifligen
Vergleichstherapie im Rahmen des AMNOG-Verfahrens*#! ist insbesondere
darauf hinzuweisen, dass die zweckmifliige Vergleichstherapie zukiinftig auf
Unionsebene bestimmt wird (geméfl Art.8 Abs.6 ¢) Verordnung (EU)
2021/2282). Die Mitgliedsstaaten sind darauf beschrinkt, zusitzlich dazu
noch weitere Vergleichstherapien zu bestimmen.

C. Vereinbarung von Erstattungsbetragen

Nach der Durchfithrung der Nutzenbewertung durch den G-BA folgt
der zweite Schritt des AMNOG-Verfahrens mit der Verhandlung der Er-
stattungsbetrdge zwischen dem pharmazeutischen Unternehmen und dem
GKV-Spitzenverband (gemif3 § 130b Abs.1 SGB V).3#2 Die Verhandlungen
erfolgen im Benehmen mit dem Verband der privaten Krankenversiche-

337 S. zur zentralen Rolle der Koordinierungsgruppe Natz/Rieger, A&R 2021, 295-302,
299f.

338 Erwigungsgrund (20), (48), (50) Verordnung (EU) 2021/2282.

339 Vgl. BT-Drs. 20/6930, S.4; s. zum (moglichen) Einfluss der EUnetHTA auf die
AMNOG-Schiedsstelle Huster, Interdisziplinare Plattform Nutzenbewertung, Euro-
péische HTA-Verfahren: Fortschritte und Fallstricke, Heft 11, September 2020, 62—
69.

340 S.obenl.

341 S.obenI. 1.

342 S. dazu ausfithrlich Stadelhoff, Rechtsprobleme des AMNOG-Verfahrens, 2016,
S.145ff.
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rung, denn die Erstattungsbetrdge bilden auch eine Preisobergrenze fiir
die private Krankenversicherung (gemaf3 § 78 Abs. 3a AMG und § la AMR-
abG3%).

I. Die Nutzenbewertung als Grundlage der Verhandlungen

Fiir die Durchfithrung der Verhandlungen sieht § 130b Abs. 9 i. V. m. Abs. 5
SGBYV vor, dass der Spitzenverband Bund der Krankenkassen und die
fir die Wahrnehmung der wirtschaftlichen Interessen gebildeten maf3gebli-
chen Spitzenorganisationen der pharmazeutischen Unternehmen auf Bun-
desebene eine Rahmenvereinbarung3#* schlieflen, um insbesondere Kriteri-
en zur Vereinbarung des Erstattungsbetrages zu regeln. Dabei bezieht sich
der Gesetzgeber ausdriicklich auf Kriterien, die neben dem Beschluss nach
§35a SGBV und den Vorgaben in §130b Abs. 1, Abs.3 SGBV heranzuzie-
hen sind. Welche Kriterien das sind oder sein konnten, ist nicht gesetzlich
geregelt.34

Wesentliche Grundlage der Vereinbarung des Erstattungsbetrages ist also
der Beschluss des G-BA iiber die Nutzenbewertung gemifl §35a Abs.3
SGBYV (vgl. § 130b Abs.1S.1SGB V).346

Die Parteien der RahmenV haben dazu festgelegt, dass ein Erstattungs-
betrag als Zuschlag auf die Jahrestherapiekosten der zweckmafligen Ver-
gleichstherapie vereinbart wird, wenn das Arzneimittel einen Zusatznutzen
aufweist. Der Zuschlag richtet sich unter freier Wiirdigung aller Umstédnde
des Einzelfalles und unter Beriicksichtigung der Besonderheiten des jewei-
ligen Therapiegebietes insbesondere nach dem im Beschluss des G-BA
festgestellten Ausmafd des Zusatznutzens (geméf3 § 5 Abs. 2 RahmenV). Der
Erstattungsbetrag richtet sich daher nach dem jeweiligen Verhiltnis zur

343 Abs. 3a wurde durch Art. 7 Nr. 6a des AMNOG vom 22.12.2010 eingefiihrt. Das Ge-
setz iber Rabatte fiir Arzneimittel wurde mit Art. 11a desselben Gesetzes eingefiihrt.

344 Rahmenvereinbarung nach §130b Abs.9 SGBV zwischen dem GKV-Spitzenver-
band und dem Bundesverband der Arzneimittel-Hersteller eV., dem Bundesverband
der Pharmazeutischen Industrie eV., dem Pro Generika eV., dem Verband der
Arzneimittel-Importeure Deutschlands eV., dem Verband Forschender Arzneimit-
telhersteller eV. vom 01.05.2022; abrufbar unter: https://www.gkv-spitzenverband.d
e/krankenversicherung/arzneimittel/verhandlungen_nach_amnog/rabatt_verhandl
ungen_nach_amnogjsp.

345 S. ausfithrlich zu verfassungsrechtlichen Fragen zur Bindungswirkung der Rahmen-
Vereinbarung Huster, KrV 2013, 1 -8.

346 BT-Drs. 17/2413, S. 31; Mand, PharmR 2018, 281-288, 281.

80



https://www.gkv-spitzenverband.de/krankenversicherung/arzneimittel/verhandlungen_nach_amnog/rabatt_verhandlungen_nach_amnog.jsp
https://doi.org/10.5771/9783748954699-33
https://www.inlibra.com/de/agb
https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/
https://www.gkv-spitzenverband.de/krankenversicherung/arzneimittel/verhandlungen_nach_amnog/rabatt_verhandlungen_nach_amnog.jsp

Kapitel 3: Ablauf des AMNOG-Verfahrens

zweckmifligen Vergleichstherapie. Fiir das Ausmaf3 des Zusatznutzens grei-
fen die Parteien der Verhandlungen auf die im Nutzenbewertungsbeschluss
festgestellten Bewertungskategorien zuriick.34”

Wird kein Zusatznutzen festgestellt, ordnet der G-BA das Arzneimittel
in eine Festbetragsgruppe ein (gemafl §35a Abs.4 SGBV), sodass es in
diesem Fall nur zu einer Verhandlung des Erstattungsbetrages kommt, falls
keine passende Festbetragsgruppe besteht. Ist der Nutzen der Arzneimittel-
innovation geringer als der Nutzen der zweckmifiigen Vergleichstherapie,
wird ein Abschlag von den Jahrestherapiekosten der zweckmifligen Ver-
gleichstherapie vereinbart (gemaf3 § 5 Abs. 3 RahmenV).

1. Kriterien zur Monetarisierung des Zusatznutzens

Fiir die Monetarisierung des Zusatznutzens bestehen nahezu keine gere-
gelten Kriterien, sodass — nach wie vor — unklar und umstritten ist, ob
und wie ein gesundheitlicher Zusatznutzen wirtschaftlich bewertet werden
kann.3# §5 Abs.2 der Rahmenvereinbarung nach §130b Abs.9 SGBV
(RahmenV)3* spricht insoweit von einem ,, Zuschlag auf die Jahrestherapie-
kosten der zweckmdfligen Vergleichstherapie®, ohne diesen Zuschlag bzw.
seine Berechnung niher festzulegen. Ein konsistentes Kosten-Nutzen-Be-
wertungsmodell existiert nicht.30

Die Verhandlung des Erstattungsbetrages sind auf die Aushandlung eines
Zuschlages auf die Jahrestherapiekosten im Verhéltnis zur zweckmaf3igen
Vergleichstherapie gerichtet (vgl. § 5 Abs. 2 RahmenV), sodass es also um
eine vergleichende Betrachtung zur Ermittlung des ,Mehrwertes® einer
Innovation geht, denn wie die Jahrestherapiekosten der zweckmifligen

347 S.oben B. 1. 2.; d. h. die sechs Bewertungskategorien geméf3 § 5 Abs. 7 AMNutzenV;
Kap. 5 § 5 Abs. 7 VerfO-GBA).

348 Vgl. Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, §130b, Rn.1l; Huster, NZS 2017, 681-686,
6851f.; Greiner/Witte, Executive Summary, in: Rebscher (Hrsg.), AMNOG-Report
2016, S. XIX.

349 Rahmenvereinbarung nach §130b Abs.9 SGBV zwischen dem GKV-Spitzenver-
band und dem Bundesverband der Arzneimittel-Hersteller eV., dem Bundesverband
der Pharmazeutischen Industrie eV., dem Pro Generika eV., dem Verband der
Arzneimittel-Importeure Deutschlands eV., dem Verband Forschender Arzneimit-
telhersteller eV. vom 01.05.2022; abrufbar unter: https://www.gkv-spitzenverband.d
e/krankenversicherung/arzneimittel/verhandlungen_nach_amnog/rabatt_verhandl
ungen_nach_amnogjsp.

350 S. zum Beispiel zum kritischen Preisfindungsmodell der sog. ,Effizienzgrenze® —
»10 % besser, also auch 10 % teurer” Huster, GesR 2008, 449-458, 453 ff.
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Vergleichstherapie entstanden sind, kann vom Zufall abhingen. Es geht
also nicht darum, ein insgesamt stimmiges Preisverhiltnis zwischen dem
gesamten Arzneimittelangebot zu erreichen.’!

§130b SGBYV gibt nicht detailliert vor, auf welche Weise und anhand
welcher Kriterien im Detail die Verhandlungen des Erstattungsbetrages
erfolgen sollen, denn es handelt sich um ein grundsatzlich freies Verhand-
lungsverfahren unter freier Wiirdigung der Umstdnde®? (vgl. §5 Abs.2
RahmenV) und es gilt ein Verbot des Einsatzes von Entscheidungsalgorith-
men.*>* Vorgaben folgen aus § 6 RahmenV. Danach sind der Zusatznutzen
(§130b Abs.1 S.1 SGBV; vgl. § 6 Abs. 1, Abs.2 RahmenV), das (kaufkraft-
bereinigte) Preisniveau in anderen europdischen Landern (gemafd §130 b
Abs. 9 S.3 SGBYV, § 6 Abs. 3 RahmenV i. V. m. Anlage 4) und die Jahresthe-
rapiekosten vergleichbarer Arzneimittel (§ 130b Abs. 9 S.3 SGBV, § 6 Abs. 4
RahmenV) zu beriicksichtigen. Welche Umstdnde und Aspekte insoweit im
Einzelnen zu beriicksichtigen sind und wie sie zu gewichten sind, ist nicht
detailliert geregelt.>>

a) Beriicksichtigung des Zusatznutzens

Durch die Bindung an die Nutzenbewertung des G-BA (vgl. § 130b Abs.1
S.1 SGBV; § 6 Abs.1 RahmenV) ist insbesondere die Quantifizierung des
Zusatznutzen (d. h. die Einordnung in die sechs Bewertungskategorien:
~erheblicher Zusatznutzen®; ,betrdchtlicher Zusatznutzen®; ,geringer Zusatz-
nutzen®; ,Zusatznutzen liegt vor, ist aber nicht quantifizierbar; ,kein Zu-
satznutzen®; ,Nutzen des zu bewertenden Arzneimittels ist geringer®; gemafd
§ 5 Abs. 7 AMNutzenV; Kap. 5 § 5 Abs. 7 VerfO-GBA)3% zu beriicksichtigen.
Die Erstattungsbetrdge sind daher in erster Linie vom Zusatznutzen abhin-
gig 356

Bei festgestelltem Zusatznutzen war bisher stets ein ,Zuschlag® zu zahlen
(vgl. § 5 Abs. 2 RahmenV).3” Ohne Nachweis eines Zusatznutzens sollten

351 Vgl. Huster, NZS 2017, 681-686, 685.

352 S.Anders, Kriterien fiir die Preisverhandlungen, in: Voit (Hrsg.), Marktzugang unter
den Bedingungen des AMNOG - Werbung auf dem Markt, S. 78.

353 Barth, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 130b SGB'V, Rn. 2.

354 Vgl. Rau/Grieb/Hofmann, PharmR 2015, 156-161, 157.

355 S. dazu bereits oben B. I. 2.

356 Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 130b, Rn. 11.

357 S. dazu auch Stadelhoff, Gesundheitsrecht.blog Nr.7, 2023, S.2; abrufbar unter:
https://doi.org/10.13154/294-9623.
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die Jahrestherapiekosten der zweckmafligen Vergleichstherapie nicht iiber-
schritten werden (gemaf3 § 130b Abs. 3 S.1 SGBV a. E3%8). Der Gesetzgeber
hat den Verhandlungsrahmen inzwischen noch weiter beschnitten, sodass
nunmehr Abschlagregelungen mit den sog. Leitplanken (dazu (1)) und dem
Kombinationsabschlag (dazu (2)) gelten.

(1) Die sog. Leitplanken

Im November 2022 wurde die Systematik, dass ein nachgewiesener Zusatz-
nutzen auch einen Zuschlag auslost, durchbrochen: Mit dem GKV-FinStG
wurden in § 130b Abs.3 S.5 SGBV nunmehr , Leitplanken®>® geregelt, in-
dem eine Beschridnkung auf die Hohe der Jahrestherapiekosten der zweck-
mafligen Vergleichstherapie vorgesehen wurde, soweit durch den G-BA
ein nicht quantifizierbarer Zusatznutzen oder ein geringer Zusatznutzen
festgestellt wurde.3¢0

Wurde kein Zusatznutzen festgestellt, ist gemaf3 § 130b Abs.3 S.2 SGBV
ein Erstattungsbetrag zu vereinbaren, der zu Jahrestherapiekosten fiihrt,
die mindestens zehn Prozent unterhalb der Kosten fiir die zweckmiflige
Vergleichstherapie (geméfl §35a Abs.1 S.2 SGBV) liegen, falls fiir die
durch den G-BA bestimmte zweckmiflige Vergleichstherapie noch Patent-
oder Unterlagenschutz besteht.’¢! Hintergrund der Regelung ist, dass nach-
folgende Wirkstoffe ansonsten zu einem tendenziell hohen Preisniveau auf
den Markt kommen, da die Jahrestherapiekosten sich bei bestehendem
Patent- oder Unterlagenschutz noch ohne Moglichkeit zur Produktion
von Generika und ohne Preiswettbewerb gebildet haben.3¢? Zusammenfas-
send kann ein Zuschlag auf die Jahrestherapiekosten der zweckmiafligen
Vergleichstherapie grundsatzlich nur noch vereinbart werden, wenn die

358 In der Fassung bis zum 11.11.2022.

359 Vgl. BT-Drs. 20/3448, S. 3, 26 f.

360 S. dazu ausfiihrlich Stadelhoff, Gesundheitsrecht.blog Nr.7, 2023, S.1ff; abrufbar
unter: https://doi.org/10.13154/294-9623; Greiner, Gesundh dkon Qual manag 2023;
193-198, 197.

361 Mit Blick auf die Begrenzungen der Verhandlungen des Erstattungsbetrages haben
vier pharmazeutische Unternehmen Verfassungsbeschwerde gegen die Regelungen
des GKV-FinStG eingelegt, Tebroke, Pharmazeutische Zeitung, Vier Verfassungsbe-
schwerden gegen Spargesetz, Meldung vom 16.11.2023; abrufbar unter: https://www
.pharmazeutische-zeitung.de/vier-verfassungsbeschwerden-gegen-spargesetz-143
738/.

362 BT-Drs.20/3448, S. 42f.
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beiden hochsten Bewertungskategorien erreicht werden (,erheblicher” und
sbetrdchtlicher” Zusatznutzen).303

Eine Ausnahme besteht fiir Orphan Drugs, denn durch die Fiktion des
Zusatznutzens gemafd § 35a Abs.1 S.11 SGB V304 erfolgt keine Festlegung
einer zweckméfligen Vergleichstherapie durch den G-BA. Dies setzt die
Leitplankenregelung in §130b Abs.3 S.2 SGBV allerdings voraus, sodass
eine Anwendung der Regelung auf Orphan Drugs nicht méglich ist.>6> Mit
dem Medizinforschungsgesetz (MFG)3¢ wurde in § 130b Abs. 3 S. 11 SGBV
(s. auch §35a Abs.3 S.5, 6 SGBV) eine weitere Ausnahme von der Leit-
plankenregelung vorgesehen, die eingreift, wenn die klinischen Priifungen
zu einem relevanten Anteil im Geltungsbereich des SGBV durchgefiihrt
wurden. In diesem Fall fallt der Abschlag in Hohe von zehn Prozent
nicht an.3%” Die Regelung ist darauf gerichtet, die Forschung im lokalen
Versorgungskontext zu stiarken, um besonders aussagekriftige Daten zu
generieren.3%8

(2) Kombinationsabschlag

Eine zusitzliche Grenze wurde mit dem Kombinationsabschlag gemafs
§ 130e SGB V eingefiihrt. Bei dieser Regelung handelte es sich um eine wei-
tere Kostenddmpfungsmafinahme, die durch das GKV-FinStG eingefiihrt
wurde. Die Regelung (§130e Abs.1 S.1 SGBV) sieht einen Abschlag in
Hohe von 20 Prozent zugunsten der Krankenkassen vor, wenn ein Arz-
neimittel mit neuem Wirkstoft in einer Kombination mit einem weiteren
Arzneimitte]l eingesetzt wird. Es handelt sich um eine Abschlagsregelung
und daher streng genommen nicht um ein Kriterium zur Monetarisierung
des Zusatznutzens im Rahmen der Verhandlungen. Die Verhandlungspart-
ner konnen allerdings bereits bei den Verhandlungen bedenken, dass der
Kombinationsabschlag anfillt, sodass der Kombinationsabschlag fiir die

363 Stadelhoff, Gesundheitsrecht.blog Nr. 7, 2023, S. 2; abrufbar unter: https://doi.org/10
13154/294-9623.

364 S.obenB.I. 4.

365 Stadelhoff, Gesundheitsrecht.blog Nr. 7, 2023, S. 3; abrufbar unter: https://doi.org/10
13154/294-9623.

366 Das Medizinforschungsgesetz (MFG) wurde am 04.07.2024 verabschiedet; bisher
wurde es aber noch nicht im Bundesgesetzblatt verkiindet (Stand: 30.08.2024);
s. ein Uberblick zu den Inhalten des MFG Dienemann/Schultek/Grapentin,
A&R 2024, 182-189.

367 S.ausfithrlich Dienemann/Schultek/Grapentin, A&R 2024, 182-189, 187 f.

368 BT-Drs. 20/12149, S. 90, 94.
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Monetarisierung des Zusatznutzens im Rahmen der Erstattungsbetragsver-
handlungen relevant ist.

Der Kombinationsabschlag betriftt freie Kombinationen3®, d. h. Arznei-
mittel, deren Zulassung die Kombination zwar vorsieht, aber ein Einsatz
aufSerhalb der Kombination nicht ausgeschlossen ist. Die betroffenen Arz-
neimittelkombinationen werden vom G-BA gemif3 §130e Abs.1S.1 SGBV
i. V. m. § 35a Abs. 3 S. 4 SGB V benannt.370

Der Abschlag fallt nicht an, wenn der G-BA einen mindestens betrécht-
lichen Zusatznutzen der Kombination festgestellt hat oder festgestellt hat,
dass die Kombination von Arzneimitteln einen mindestens betrachtlichen
Zusatznutzen erwarten lasst (gemaf3 § 130e Abs. 1S. 2 SGB V). Hintergrund
des Kombinationsabschlages ist, dass sich die Kosten der gleichzeitig einge-
setzten Arzneimittel summieren, ohne dass eine prazise Zurechnung des
Nutzens zu einem der Arzneimittel moglich ist.3”!

(3) Keine Kriterien zur konkreten Bepreisung des Mehrwertes

Aus den Leitplanken und (mittelbar) auch aus dem Kombinationsabschlag
folgen starre Grenzen fiir die Hohe des Zuschlages. Jenseits dieser Grenzen
bestehen keine konkreten Vorgaben fiir die sachliche Begriindung der Zu-

369 Sog. Fixkombinationen, d. h. Arzneimittel mit mehreren Wirkstoffen in einem fes-
ten Dosierungsverhaltnis, sind nicht von der Regelung erfasst, da sie das AM-NOG-
Verfahren ohnehin in der Kombination durchlaufen; BT-Drs. 20/5904, S.2; die
Regelung ist — auch mit Blick auf eine insoweit unklare Formulierung des Geset-
zes — umstritten; s. dazu ausfihrlich Schickert, PharmR 2023, 421-427, 424 ff;
s. ausfithrlich zur komplizierten Frage der praktischen Umsetzung Greiner/Witte,
in: Storm (Hrsg.), AMNOG-Report 2023, S.29ff;; s. zum Begriff Fleischfresser, in
Kloesel/Cyran, Arzneimittelrecht - Kommentar, Stand: 135. Aktualisierung 2019,
§25 Anm. 79.

370 Der Abschlag sollte ab dem 02.05.2023 anfallen. Bis zu diesem Zeitpunkt war es
dem G-BA allerdings nicht gelungen, die Kombinationen zu benennen; s. Beschluss
des Gemeinsamen Bundesausschusses iiber eine Anderung der Arzneimittel-Richt-
linie (AM-RL): Anlage XII/Anlage XIIa - Kombinationen von Arzneimitteln mit
neuen Wirkstoffen nach § 35a des Fiinften Buch Sozialgesetzbuch (SGB V): Ergén-
zung der Benennung von Kombinationen gemifd § 35a Absatz 3 Satz4 SGBV in
bereits gefassten Beschliisse vom 05.10.2023, BAnz AT 22.01.2024 B2; Beschluss des
Gemeinsamen Bundesausschusses iiber eine Anderung der Arzneimittel-Richtlinie
(AM-RL): Anlage XIIa - Kombinationen von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen
nach § 35a des Fiinften Buch Sozialgesetzbuch (SGB V): Ergdnzung zur Benennung
von Kombinationen gemaf3 § 35a Absatz 3 Satz4 SGBV vom 05.10.2023, BAnz AT
27.10.2023 B5.

371 Vgl. BT-Drs. 20/5904, S. 2.
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schlagshohe. § 6 Abs. 2 RahmenV sieht eine Beriicksichtigung des Dossiers
gemifd § 35a Abs.1 S.3 SGBYV vor, sodass deutlich wird, dass es um die
Beriicksichtigung des konkreten ,,Mehrwertes” geht. Dafiir bestehen aller-
dings keine ndheren Mafistdbe, sodass nicht geklart ist, was zum Beispiel
ein bestimmter Uberlebensvorteil kosten darf. Da es um den Mehrwert des
Zusatznutzens geht, hidngt der ausgehandelte Erstattungsbetrag vom Preis
der zweckmafigen Vergleichstherapie ab, sodass entscheidend ist, welche
zweckmaflige Vergleichstherapie den Mafistab bildet.

Besteht die zweckméflige Vergleichstherapie zum Beispiel aus beobach-
tendem Abwarten (vgl. § 6 Abs.2 S.2-4 AM-NutzenV),”? ist der ,Zu-
schlag® gleichzeitig der Erstattungsbetrag, weil es um einen Zuschlag auf
eine kostenlose MafSnahme geht. Falls es sich bei der zweckmifligen Ver-
gleichstherapie demgegeniiber zum Beispiel um eine sehr teure Genthera-
pie handelt, steht ein Zuschlag auf bereits sehr hohem Preisniveau in Rede.
Es kann in beiden Fillen aber zum Beispiel um einen Zusatznutzen durch
einen vergleichbaren Uberlebensvorteil gehen. Der Preis der zweckmifigen
Vergleichstherapie ist nicht im Rahmen eines Kosten-Nutzen-Bewertungs-
verfahrens zustande gekommen. Der Zuschlag fiir den Zusatznutzen baut
also nicht auf einem in sich stimmigen Konzept auf und fiihrt es fort.”?
Es geht nur um die Frage, wie viel an Mehrkosten fiir ein bestimmtes
Arzneimittel bezahlt werden.

Im Zuge der Bewertung des Zusatznutzens werden regelméfliig zum Bei-
spiel Kostenersparnisse fiir Krankenkassen angefiihrt. So besteht zum Bei-
spiel bei gentechnischen Einmaltherapien die Chance, dass die Einmalthe-
rapie Kosten einer lebenslangen Dauertherapie vermeidet.’* Inwieweit eine
solche Ersparnis im Rahmen der Aushandlung des Erstattungsbetrages be-
riicksichtigt werden konnen ist nicht gekldrt. Den Erstattungsbetrag blof3
anhand dieser Ersparnis zu errechnen ist jedenfalls problematisch, denn
dies schlosse aus, dass die Krankenkassen wirtschaftlich am medizinischen
Fortschritt partizipieren,” und die aktuelle zweckméflige Vergleichsthera-
pie muss nicht stets der relevante therapeutische Vergleichsmaf3stab blei-
ben. Zum Beispiel kann sich in anwendungsbegleitenden Beobachtungen
eine Nebenwirkung zeigen, die zum Entzug der Zulassung fiihrt, u. v. m.

372 S. zu therapeutischen Solisten bereits oben B. I. 1.

373 Vgl. dhnlich Huster, NZS 2017, 681-686, 685 ft.

374 S.zum problematischen Vergleich mit den Kosten der zweckmafligen Vergleichsthe-
rapie Rybak, A&R 2024, 64-66, 65.

375 Vgl. Schiedsspruch zu Betibeglogene autotemcel (Zynteglo®) vom 12.03.2021, Az.: 19
P 28-20, S. 6.
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Bei Einmaltherapien handelt es sich nicht selten um Orphan Drugs,
sodass die Generierung von Evidenz sich regelméfiig problematisch gestal-
tet und hinsichtlich des Heilversprechens ohnehin erhebliche Prognoseun-
sicherheiten bestehen.?”® Zum Beispiel wird — wie bereits dargestellt?”” — in
Bezug auf die ,Zwei-Millionen-Dollar-Spritze“ Onasemnogen-Abeparvovec
(Zolgensma®) von Novartis, deren Zulassung auf Studien mit nur wenigen
Probanden beruht, untersucht, ob ein zusdtzlicher Vorteil durch die Gabe
der bisherigen Standardtherapie Spinraza (Nusinersen) entsteht.’”8

Insofern steht eine weitgehend kriterienlose Bewertung im Einzelfall mit
Blick auf die Zahlungsbereitschaft der Solidargemeinschaft (bzw. mit Blick
auf die Preisobergrenze aus § 78 Abs. 3 S. 2 AMG allgemein der Zahlungsbe-
reitschaft in Deutschland)?”? in Rede.380

b) Jahrestherapiekosten vergleichbarer Arzneimittel

Weiteres Kriterium fiir die Monetarisierung des Zusatznutzen ist, dass
die Jahrestherapiekosten vergleichbarer Arzneimittel zu beriicksichtigen
sind (gemaf3 §130b Abs.9 S.3 SGBV, § 6 Abs.4 RahmenV). Es handelt
sich um vergleichbare Arzneimittel, wenn sie fiir das in Rede stehende
Anwendungsgebiet zugelassen sind und sich die Zweckmifigkeit aus den
internationalen Standards der evidenzbasierten Medizin ergibt (gemafi § 6
Abs. 4 RahmenV). Pharmazeutische Unternehmen miissen Angaben zu ver-
gleichbaren Arzneimitteln spdtestens fiinf Tage vor Verhandlungsbeginn
tbermitteln und dabei die Angaben (in technischer Hinsicht) an den An-
forderungen an ein Dossier fiir die Nutzenbewertung ausrichten.! Falls
keine entsprechenden Studien vorliegen, ist auf den Konsens der einschla-
gigen nationalen und internationalen Fachleute (z.B. Arzte, Wissenschaft-
ler) abzustellen (gemaf3 § 6 Abs. 4 S. 4 RahmenV).

376 Haas/Mayer/Tebinka-Olbrich/Blindzellner/Beggerow/Nickel, Beschleunigte Zulas-
sung von Arzneimitteln: Herausforderungen fiir Patient:innen, Datenqualitdt und
faire Preise, in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimit-
tel-Kompass 2021, Hochpreisige Arzneimittel — Herausforderung und Perspektiven,
S.117.

377 S. oben Teil 1 Kapitel 2 A.

378 Miiller, DAZ.online, Meldung vom 25.08.2020; abrufbar unter: https://www.deutsch
e-apotheker-zeitung.de/news/artikel/2020/08/25/erst-zolgensma-dann-spinraza.

379 S.dazu bereits oben Teil 1 und Kapitel 2 A. I.

380 Vgl. dhnlich Huster, NZS 2017, 681-686, 685 ff.

381 Rau/Grieb/Hofmann, PharmR 2015, 156-161, 159.
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Die verwendeten unbestimmten Rechtsbegriffe (insbesondere ,vergleich-
barer Arzneimittel“ und ,Konsens der einschldgigen nationalen und inter-
nationalen Fachleute®) eréffnen den Verhandlungspartnern einen gewissen
Interpretationsspielraum. Als vergleichbare Arzneimittel konnen daher also
nicht nur vom G-BA bestimmte oder zumindest in Erwigung gezogene
zweckmaflige Vergleichstherapien herangezogen werden.3%2

Das Kriterium lauft allerdings zum Beispiel bei therapeutischen Solis-
ten3%3 ins Leere. Die Jahrestherapiekosten vergleichbarer Arzneimittel miis-
sen — gleich der Jahrestherapiekosten der zweckmifligen Vergleichstherapie
- auch nicht auf der Grundlage einer Nutzenbewertung zustande gekom-
men sein. Das Kriterium hat daher zwar eine gewisse Indizwirkung fiir
die Zahlungsbereitschaft der Solidargemeinschaft: Der Umstand, dass die
Jahrestherapiekosten bisher gezahlt wurden, lasst vermuten, dass diese Zah-
lungsbereitschaft auch fiir die in Rede stehende Innovation besteht. Es
handelt sich aber wiederum nicht um ein Kriterium, dass Aufschluss uber
eine Angemessenheit der Hohe des Erstattungsbetrages erméglicht.

c) Abgabepreise in anderen europdischen Landern

Weiteres Kriterium zur Monetarisierung ist eine Orientierung an den ,tat-
sdchlichen Abgabepreise[n] in anderen europdischen Lindern gewichtet nach
den jeweiligen Umsdtzen und Kaufkraftparititen (gemafs § 130 b Abs. 9S.3
SGBYV; § 6 Abs.3 RahmenV i. V. m. Anlage 4). Konkretisierende Regelun-
gen dazu trifft § 3 Abs. 2 RahmenV i. V. m. Anlage 2. Die Rahmenvereinba-
rung weist insbesondere eine Liste von Landern aus, deren Daten genutzt
werden sollen.

In der Praxis fehlen allerdings regelmaf3ig belastbare Informationen {iber
das Preisniveau.®®* Es ist daher fraglich, inwieweit es tatsdchlich gelingt,
Preise aus anderen Landern einzubeziehen. Pharmazeutische Unternehmen
sollen dem Spitzenverband Bund der Krankenkassen Angaben zur Hohe
des tatsdchlichen Abgabepreises in anderen europdischen Landern iiber-
mitteln (gemaf3 § 130b Abs.1S.6 SGBV). In der Gesetzesbegriindung wird
aber darauf hingewiesen, dass die Pflicht nur besteht, soweit die Ubermitt-

382 Vgl. Rau/Grieb/Hofmann, PharmR 2015, 156-161, 160.

383 S.dazu oben B. 1.

384 Vgl. Huster, Statement der AMNOG Schiedsstelle, in: Storm (Hrsg.), AMNOG-
Kurzreport 2024 - Vertrauliche Erstattungsbetréage. Fluch oder Segen?, S. 35.
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lung nicht aus rechtlichen Griinden unmdglich ist.*8> Eine Erklarung fiir
das Fehlen von Informationen kénnte daher zum Beispiel darin liegen, dass
in anderen Landern haufig vertrauliche Preise vereinbart werden.

Es ldsst sich jedoch feststellen, dass Kaufkraftparititen im Ergebnis je-
denfalls nicht konsequent in die Preise in der EU einfliefSen:

Eine aktuelle Recherche®¢ hat den Zugang zu Arzneimitteln in der EU
und in EWR-Staaten in Bezug auf Arzneimittel untersucht, fiir die das
IQWIG einen erheblichen oder betrdchtlichen Zusatznutzen festgestellt hat.
Im Rahmen der Recherche wurde das Preisniveau abgeschitzt, indem Um-
satzmeldungen eines Unternehmens, das nur ein Arzneimittel vermarktet,
mit Behdrdendaten zur Erstattung zusammengefithrt wurden und daraus
ein etwaiges Preisniveau errechnet wurde. Die Recherche kam zu dem
Ergebnis, dass reiche ,EU-Staaten |[...] fiir bestimmte Medikamente hdufig
weniger als mittel- und osteuropdische Linder* zahlen.3¥” Die in der Recher-
che genannten Léander sind teils in der Auflistung in Anlage 2 RahmenV
genannt. Soweit die Rechercheergebnisse zutreffen, besteht insoweit jeden-
falls kein Preisverhaltnis, das Kaufkraftparitdten beriicksichtigt. Die Schit-
zungen wurden vom Unternehmen zuriickgewiesen; ob und ggf. inwieweit
sie zutreffen, ist daher nicht nachvollziehbar.

Grundsatzlich weisen aber auch Informationen zur Verfiigbarkeit von
Arzneimitteln darauf hin, dass Preisverhandlungen fiir kleinere EU- bzw.
EWR-Staaten - mit dementsprechend geringer Bedeutung als Absatzmarkt
- deutlich schwieriger sind. Zum Beispiel sind Arzneimittelinnovationen
im EWR-Staat Island in vergleichsweise geringer Anzahl verfiigbar,? ob-
wohl das allgemeine Preisniveau im Jahr 2022 in Island um 73,1 % {ber

385 BT-Drs. 17/2413, S. 31.

386 Investigate Europe, Juni 2024, Tédliche Preise - Wie die Pharmaindustrie Ungleich-
heit in Europa fordert; abrufbar unter: https://www.investigate-europe.eu/de/the
mes/investigations/deadly-prices-europe-big-pharma-medicines; auf Basis der Re-
cherche wurden mehrere Meldungen zu unterschiedlichen Aspekten verfasst; s. z. B.
zur unterschiedlichen Verfiigbarkeit von Krebsmedikamenten Schmidt/Schuhmann,
Investigate Europe, Krebspatienten ohne Hoffnung: Fehlende Arzneimittel in vielen
EU-Léandern; abrufbar unter: https://www.investigate-europe.eu/de/posts/deadly-p
rices-gaps-in-availability-of-innovative-drugs-across-eu.

387 S.zum Preisniveau Bersi/Peigné/Buzzoni, Investigate Europe, Geheime Preisabspra-
chen: Wie Pharmaunternehmen EU-Staaten gegeneinander ausspielen, 13.06.2024;
abrufbar unter: https://www.investigate-europe.eu/de/posts/deadly-prices-medicin
e-dealers-europe-secret-drug-negotiations.

388 Newton/Scott/Troein, EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2021 Survey, Updated July
2022, S. 8 ff.; Zusammenfassung abrufbar unter: https://www.efpia.eu/media/67653
9/efpia-patient-wait-indicator_update-july-2022_final.pdf.
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dem Durchschnitt der EU-Staaten lag und in Bezug auf Preise fiir Gesund-
heitsleistungen um 136,6 % hoher lag.3%

Eine Beriicksichtigung des (kaufkraftbereinigten) Preisniveaus anderer
Lander fithrt daher nur begrenzt weiter, denn es muss sich nicht um ein der
Kautkraft entsprechendes Preisverhiltnis handeln. Weiterhin setzt ein Ver-
gleich voraus, dass in den anderen Staaten bereits ein Preis feststeht. Durch
die deutsche Besonderheit der Vorgreiflichkeit der arzneimittelrechtlichen
Zulassung®" fallen die Erstattungsbetragsverhandlungen nicht unmittelbar
mit dem Markteintritt zusammen. Dennoch diirften Preise aus anderen
Landern wéhrend der Durchfithrung der Erstattungsbetragsverhandlungen
gemaf3 § 130b Abs. 1 SGB V vielfach schlicht noch nicht feststehen. Eine Stu-
die kommt zu dem Ergebnis, dass Arzneimittel in den Jahren zwischen 2017
und 2020 in Deutschland 133 Tage nach der Zulassung verfiigbar waren.
Zum Beispiel waren Arzneimittel im Nachbarland Belgien durchschnittlich
erst nach 534 Tagen und im EU-Durchschnitt nach 511 Tagen verfiigbar.3*!

2. Weitere Kriterien

In anderen Zusammenhéngen {ibliche Faktoren der Preisbildung, wie zum
Beispiel Produktions- und Entwicklungskosten, konnen regelmaflig wenig
zur Preisbildung beitragen:

Produktionskosten sind regelmaflig gering, sodass Forschungsanreize
fehlen diirften, wenn Produktionskosten zzgl. einer gewissen Marge ange-
setzt wiirden.’*? Eine Einbeziehung von Forschungs- und Entwicklungskos-
ten ist regelmdflig problematisch, denn Entwicklungskosten sind kaum
nachvollziehbar. Ein Beispiel, fiir das ausnahmsweise Informationen vorlie-
gen, ist Sofosbuvir (Sovaldi®) des pharmazeutischen Unternehmens Gilead,
denn der US-Senat hatte eine Untersuchung dazu veranlasst. Das Unter-
nehmen Gilead hatte ein Start-up aufgekauft, sodass sich die Entwicklungs-
kosten auf beide Unternehmen verteilen. Dabei wurde festgestellt, dass eine

389 Datenquelle: Eurostat, Data Browser; abrufbar unter. https://ec.europa.eu/eurostat/
databrowser/view/PRC_PPP_IND__custom_12051665/default/table?lang=en.

390 S. oben Kapitel 2 A., B.

391 Newton/Scott/Troein, EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2021 Survey, Updated July
2022, S.12; Zusammenfassung abrufbar unter: https://www.efpia.eu/media/676539/
efpia-patient-wait-indicator_update-july-2022_final.pdf.

392 Vgl. dhnlich Witte/Greiner, Arzneimittelpreise aus gesellschaftlicher Perspektive,
in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimittel-Kompass
2021, Hochpreisige Arzneimittel — Herausforderung und Perspektiven, S. 10.
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erhebliche staatliche Unterstiitzung in die Entwicklung®® eingeflossen war
und Gilead schliefllich zwischen Dezember 2013 und Marz 2016 bereits das
40-fache der Entwicklungskosten einnahm.3%

Welche Marge aber letztlich angemessen ist und wie diese (normativ)
erfasst werden konnte, ldsst sich aber auch aus diesen Informationen nicht
ableiten, denn inwieweit kdnnen zum Beispiel Entwicklungsfehlschlige
mit einbezogen werden?**> Daher werden derartige Kostenaspekte regelma-
8ig hochstens ergdnzend im Rahmen von Preisverhandlungen beriicksich-
tigt.3%

I1. Entscheidung im Schiedsverfahren

Falls die Vereinbarung eines Erstattungsbetrages nicht innerhalb von sechs
Monaten nach Veréffentlichung des Nutzenbewertungsbeschlusses durch
den G-BA zustande kommt, entscheidet gemafS § 130b Abs.4 SGBV eine
Schiedsstelle. Trager der Schiedsstelle sind der Spitzenverband Bund der
Krankenkassen und die fiir die Wahrnehmung der wirtschaftlichen Interes-
sen gebildeten mafgeblichen Spitzenorganisationen der pharmazeutischen
Unternehmer auf Bundesebene. Die Besetzung der Schiedsstelle besteht ne-
ben einem unparteiischen Vorsitzenden und zwei weiteren unparteiischen
Mitgliedern aus jeweils zwei Vertretern der Vertragsparteien der Erstat-
tungsbetragsverhandlungen gemafs § 130b Abs.1 SGB V.

Neben diesen Mitgliedern ist eine stimmrechtslose Teilnahme des Bun-
desministeriums fiir Gesundheit an den Beratungen und der Beschlussfas-
sung der Schiedsstelle moglich. Diese Moglichkeit wurde mit Wirkung

393 S. zur Forderung Entwicklungskosten offen zu legen, N. N., aerzteblatt.de, Streit
um WHO-Resolution fiir mehr Transparenz bei Arzneimittelkosten, Meldung vom
24. Mai 2019; abrufbar unter: https://www.aerzteblatt.de/nachrichten/103372/Streit
-um-WHO-Resolution-fuer-mehr-Transparenz-bei-Arzneimittelkosten.

394 Schaaber, Internationale Sicht. Gut sind nur Medikamente, die auch verfiigbar sind,
in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arzneimittel-Kompass
2021, Hochpreisige Arzneimittel - Herausforderung und Perspektiven, S.230f.

395 Vgl. Stadelhoff, Gesundheitsrecht.blog Nr. 7, 2023, S. 3; abrufbar unter: https://doi.or
g/10.13154/294-9623.

396 Vgl. Haas/Mayer/Tebinka-Olbrich/Blindzellner/Beggerow/Nickel, Beschleunigte Zu-
lassung von Arzneimitteln: Herausforderungen fiir Patient:innen, Datenqualitit
und faire Preise, in: Schroder/Thiirmann/Telschow/Schroder/Busse (Hrsg.), Arz-
neimittel-Kompass 2021, Hochpreisige Arzneimittel - Herausforderung und Per-
spektiven, S.130.
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vom 11. Mai 20219 eingefithrt,®” da nach Auffassung des Gesetzgebers in
diesem Rahmen die eigentliche Konfliktlosung stattfinde, denn die miind-
lichen Verhandlungen beschrankten sich auf einen bloflen Austausch der
Ausgangspositionen.®*® Weiterhin kénnen Patientenorganisationen gemaf3
§ 140f SGB V an den Sitzungen der Schiedsstelle teilnehmen.

Der Schiedsspruch setzt den Vertragsinhalt der Erstattungsbetragsverein-
barungen fest. Insofern gelten die Vorgaben fiir die Erstattungsbetragsver-
handlungen auch fiir die Schiedsstellenentscheidung. Der grundsitzlich
weite Verhandlungsspielrum der Vertragsparteien fithrt daher zugleich auch
zu einem weiten Spielraum der Schiedsstelle.3®

D. Rechtsschutz nach dem Abschluss des AMNOG-Verfahrens

Fir das AMNOG-Verfahren wurde in § 35a Abs. 8 SGB V eine Sonderrege-
lung zum Rechtsschutz getroffen. Danach sind gesonderte Klagen gegen die
Aufforderung zur Ubermittlung der Nachweise nach § 35a Abs. 1 SGB'V, die
Nutzenbewertung nach § 35a Abs. 2 SGB V, den Beschluss nach § 35a Abs. 3
SGB V und die Einbeziehung eines Arzneimittels in eine Festbetragsgruppe
nach § 35a Abs. 4 SGB V unzulissig.

Der Gesetzgeber sieht die vorausgehenden Schritte jeweils als unselbst-
stindige Verfahrensschritte an,*%° sodass die Regelung in §35a Abs.8
SGBYV dazu fiihrt, dass Klagemdglichkeiten ans Ende des Verfahrens ver-
lagert werden*?!. Durch diese Regelung und den Ausschluss des Vorverfah-
rens sollen Entscheidungsverzégerungen, die sich zu Lasten gesetzlichen
Krankenversicherungen auswirken wiirden,%2 verhindert werden. Insofern
sind Klagen gegen den jeweiligen Schiedsspruch zu richten. Schiedsspriiche
sind als Verwaltungsakt gemaf3 § 31 S.1 SGB X zu qualifizieren, sodass gegen
einen Schiedsspruch die Anfechtungsklage geméfd § 54 Abs.1S. 1 Alt. 1SGG
statthaft ist. Geméafl §130b Abs.4 S.5, S.6 SGBV haben Klagen keine
aufschiebende Wirkung und es findet kein Vorverfahren statt.

397 Gesetz fiir schnellere Termine und bessere Versorgung (Terminservice- und Versor-
gungsgesetz - TSVG) vom 06.05.2019, BGBI. I 2019, Nr. 18 vom 10.05.2019, S. 646.

398 BT-Drs. 19/6337, S. 129.

399 S. ausfiihrlich Axer, in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 130b, Rn. 46 f.

400 BT-Drs.17/2413, S. 23.

401 Hess, in: BeckOGK SGB, Stand: 01.05.2022, § 35a SGB'V, Rn. 84; Barth, in: Spick-
hoff, Medizinrecht, § 35a SGBV, Rn. 20.

402 BT-Drs. 17/2413, S. 23.
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Ob die Verlagerung der Rechtsschutzmaglichkeiten ans Ende des Verfah-
rens mit dem verfassungsrechtlichen Anspruch auf effektiven Rechtsschutz
gemaf Art.19 Abs.5 S.1 GG im Einklang steht, ist umstritten.*%> Hinter-
grund dessen ist, dass mit dem spiten Zeitpunkt der gerichtlichen Uber-
priifung Rechtsschutzliicken ausgemacht wurden.** Insbesondere wurde
die fehlende Méoglichkeit zur isolierten Klage gegen den Nutzenbewer-
tungsbeschluss des G-BA bemangelt.40>

Im Rahmen von Klagen gegen den Schiedsspruch sind die vorausgegan-
genen Verfahrensschritte auf ihre Rechtmafigkeit zu {iberpriifen, das BSG
geht in diesem Zusammenhang davon aus, dass ein gesonderter Feststel-
lungsantrag gegen den Nutzenbewertungsbeschluss erforderlich ist.40¢ Da-
bei kommt das BSG zu der Schlussfolgerung, dass § 35a Abs. 8 SGBV zwei
isolierte aufeinanderfolgende gerichtliche Verfahren ausschliefen will, um
eine abschlielende Entscheidung in nur einem Verfahren zu erreichen.*0”
Spater hat das BSG entschieden, dass eine isolierte Feststellungsklage gegen
den Nutzenbewertungsbeschluss zuldssig ist, wenn es spéter zu keinem
Nutzenbewertungsbeschluss kommt.*%® Insofern kann jedenfalls der Nut-
zenbewertungsbeschluss geméfl §35a Abs.3 SGBV isoliert angefochten
werden, ohne dass zuvor ein Schiedsstellenentscheidung herbeigefiihrt wer-
den muss.*0?

Die Moglichkeit zur isolierten Klage gegen den Nutzenbewertungsbe-
schluss gemaf3 § 35a Abs.3 SGBV ist — durch die Verbindlichkeit des Be-

403 Kritisch hinsichtlich der Gewihrleistung effektiven Rechtsschutzes: Schickert,
PharmR 2010, 452-463, 458 f.; Axer, SGb 2011, 246-254, 250 f.; Scriba, Die Arznei-
mittelbewertungen des IQWIG, 2012, S 177fF, 184, 201; Wigge, A&R 2013, 51-59,
54f., Axer, SGb 2013, 669-676, 672 1.; Detﬂing, GesR 2017, 341-352, 345 f.; Axer, SGb
2019, 129-135, 134 f; Barth, in: Spickhoff, Medizinrecht, § 35a SGB'V, Rn. 20; Axer,
in: Becker/Kingreen, SGB'V, § 35a, Rn. 55; Luthe, in: Hauck/Noftz, SGBV, Stand:
12. Erganzungslieferung 2023, §35a SGBV, Rn.197ff.; von Dewitz, in: BeckOK
SozR, Stand: 76. Ed. 01.03.2025, SGB V § 35a, Rn. 55-55.2.

404 Vgl. z. B. Axer, SGb 2019, 129-135, 134 f.

405 Vgl. z. B. Dettling, GesR 2017, 341-352, 345 ff.

406 BSG, Urteil vom 28.03.2019, B 3 KR 2/18 R, Rn.32ft. juris = BSGE 127, 288-306,
294ff, Rn. 32 ff; s. dazu Kraftberger, in: Hinlein/Schuler (Hrsg.), LPK-SGB'V, § 35a,
Rn. 44f.

407 BSG, Urteil vom 28.03.2019, B 3 KR 2/18 R, Rn. 37 juris = BSGE 127, 288-306,
294 ft., Rn. 37; kritisch dazu Schmidt, SGb 2020, 236-248, 245f. (Anmerkung zu:
BSG, Urteil vom 28.03.2019, B 3 KR 2/18 R = BSGE 127, 288-306).

408 BSG, Urteil vom 10.09.2020, B 3 KR 11/19 R, Rn. 38 ff. juris.

409 Krasney, NZS 2022, 216-221, 221 (Anmerkung zu BSG, Urteil vom 10.9.2020, B 3 KR
11/19 R); Fiekas, A&R 2022, 295-299, 299.
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schlusses fiir die Erstattungsbetragsverhandlungen - der wohl wichtigste
Verfahrensschritt, sodass der Entscheidung des BSG*!? jedenfalls zuzustim-
men ist. Ob weitere Verfahrensschritte isoliert angefochten werden konnen,
ist derzeit weiterhin offen. Auch weitere Verfahrensschritte konnen erheb-
liche belastende Wirkungen haben. Insoweit ist zum Beispiel der Nutzen-
bewertungsvorschlag des IQWiG zu nennen, der zu veréffentlichen ist.4!!
Ein Ausschluss von Rechtsschutz gegen die Veréffentlichung (ggf. falscher)
Nutzenbewertungsvorschlige ist rechtsstaatlich jedenfalls bedenklich.#!?

Fir Klagen im Zusammenhang mit dem AMNOG-Verfahren besteht
gemifd §29 Abs.4 Nr.3 SGG eine Sonderzustindigkeit des Landessozial-
gericht Berlin-Brandenburg. Die Regelung bezieht sich ausdriicklich auf
Entscheidungen der Schiedsstelle nach §130b SGBV; greift aber auch fiir
den Nutzenbewertungsbeschluss, denn die Regelung erfasst auch Entschei-
dungen des G-BA.

410 BSG, Urteil vom 10.09.2020, B 3 KR 11/19 R.
411 S. dazu bereits oben B. 1.
412 Dettling, GesR 2017, 341-352, 344 f.
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