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Hintergrund – Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)

GSAV 2019
Gesetz für mehr Sicherheit 
in der Arzneimittelversorgung1

... im Rahmen der frühen 
Nutzenbewertung sind für 
bestimmte Arzneimittel im 
Bedarfsfall auch Daten aus 
dem Versorgungsalltag
heranzuziehen ...

Arznei-
mittel

• für seltene Krankheiten

• mit bedingter Zulassung

• mit Zulassung unter außergewöhnlichen Umständen

Ziel: (Weitere) Evidenzgenerierung & 
Quantifizierung des Zusatznutzens

• nach Beauflagung durch den G-BA2

(mit Inverkehrbringen oder späterer Beschluss)

Rolle des 
G-BA?2

• Vorgaben zur Methodik (Dauer, Art, Umfang, 
Analysen, patientenrelevante Endpunkte) → IQWiG

o Berücksichtigung bestehender Datenerhebungen
o Beteiligung von Fachinstitutionen (BfArM, PEI, etc)

• Möglichkeit, die Versorgung auf teilnehmende 
Leistungserbringer zu beschränken

Warum?

Wann?

1: GSAV. Gesetz für mehr Sicherheit in der Arzneimittelversorgung. Bundesgesetzblatt Jahrgang 2019 Teil I Nr. 30, ausgegeben zu Bonn am 15. August 2019; 2019.
2: G-BA Verfahrensordnung: Verfahren zur Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung, siehe https://www.g-ba.de/beschluesse/4402/



Verfahren – Anwendungsbegleitende Datenerhebung für Arzneimittel

Beurteilung der 
Erforderlichkeit (G-BA)
Beginn Beratungsverfahren

Konzepterstellung (IQWiG)

Beschlussfassung 
Forderung (G-BA)

Beteiligung Sach-
verständiger Stellen 

Prüfung Studienunter-
lagen des pU (G-BA)

Start AbD
& regelmäßige Über-
prüfung (18+36+… Mon)

Paralleles Verfahren: 
Beschränkung der 
Versorgungsbefugnis

Beschluss Plenum: 
Beschränkung der 
Versorgungsbefugnis 
Nur an AbD mitwirkende 
Leistungserbringer dürfen 
Arzneimittel verordnen
(ab Start AbD)

Nach Ablauf der Frist:
erneute Nutzenbewertung 

https://www.g-ba.de/downloads/17-98-5444/2023-02-20_G-
BA_Anwendungsbegleitende-Datenerhebung_bf.pdf



Status Quo – Anwendungsbegleitende Datenerhebung (seit 07/2020)

Wirkstoff 
(Produkt)

Indikation
Verfahrensstatus
(G-BA)

Onasemnogen-Abeparvovec
(Zolgensma)

Spinale Muskelatrophie Datenerhebung laufend

Risdiplam
(Evrysdi)

Spinale Muskelatrophie (0-2jährige) AbD gefordert

Brexucabtagen Autoleucel
(Tecartus)

1) Manteltelllymphom

2) B-Zell-Vorläufer akute lymphatische Leukämie

AbD gefordert

Verfahren eingeleitet

Fedratinib
(Inrebic)

Myelofibrose AbD gefordert

Valoctocogen roxaparvovec
(Roctavian)

schwere Hämophilie A AbD gefordert

Etranacogene Dezaparvovec
(Hemgenix)

Hämophilie B Verfahren eingeleitet

https://www.g-ba.de/anwendungsbegleitende-datenerhebung-verfahren/

Stand der Information: 04.05.2023

FAZIT 1) In allen Fällen handelt es sich um seltene Erkrankungen.



Zeitschienen – Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)

Onasemnogen-Abeparvovec
(Zolgensma)

Risdiplam
(Evrysdi)

Brexucabtagen Autoleucel
(Tecartus)

Fedratinib
(Inrebic)

Valoctocogen roxaparvovec
(Roctavian)

Etranacogene Dezaparvovec
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https://www.g-ba.de

Stand der Information: 04.05.2023
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FAZIT 2)

• bisher eine Datenerhebung gestartet (Zolgensma)

• in 5/7 Beratung zur Erforderlichkeit MIT bzw. NACH 
G-BA Beschluss 1. frühe Nutzenbewertung / Markteintritt

• in 2/7 Fällen Beratung zur Erforderlichkeit VOR Markteintritt 

• Beschränkung Versorgungsbefugnis mit Forderungs-Beschluss

- langer Zeitversatz bis wirksam (mit Start AbD) 

- bisher mind. 1 ½ Jahre bis Start AbD

→ bestehende Register nutzen



Synopse bisheriger beauflagter AbD – Was lässt sich ableiten?

Whitepaper 'Routine practice data collection for benefit assessment'1:

Hypothese 1

Krankheiten mit hoher 
Krankheitslast, 

schnellem Progress und 
keine/wenig verfügbare 

Therapieoptionen

5/7  schneller Progress
7/7  schwere Symptome
3/7  keine kausale 

Therapie verfügbar

Hypothese 2

Geringe Evidenz 
bei Markeintritt 

(1-armige Studien; 
unzureichende RCT, ggü. 

Placebo/ indirekte 
Vergleiche)

4/6  1-armige Studien
2/6  RCTs mit Placebo
5/6  indirekte Vergleiche

Hypothese 3

1. fNB (AMNOG): 
Zusatznutzen nicht belegt 
oder nicht quantifizierbar

Aber: 
Zwei Beauflagungen

vor AMNOG-Verfahren

1/6  Zusatznutzen 
nicht belegt

5/6  Zusatznutzen 
nicht quantifizierbar

1: Mod. nach Whitepaper: Routine Practice Data Collection for benefit assessmet, Könenkamp, L. et al., SKC Beratungsgesellschaft mbH, 2023. 
URL (Zugriff 05.05.2023): https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php

Welche Faktoren beeinflussen unter anderem möglicherweise die Beauflagung einer AbD? 

https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php
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FAZIT 3)

• unzureichende Evidenz/ methodische Anforderungen maßgeblich

• Krankheits- & Symptomlast bzw. fehlende Therapiealternativen?

• (Ausmaß des Zusatznutzens?) 

https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php


Methodische Herausforderungen - AbD

Welche Anforderungen & Herausforderungen bestehen am Beispiel seltener Erkrankungen?

IQWiG1 (Methodik)

Vergleichende Studien 
ohne Randomisierung:

o Strukturgleichheit 
Vergleichsgruppen

o Unbekanntes Confounding: 
Effektschwelle  (RR: 2-5)

o Confounder-Adjustierung

o Historische Vergleiche: 
Patientengruppen hinrei-
chend vergleichbar?

1: IQWiG: [A19-43] Wissenschaftliche Ausarbeitung von Konzepten zur Generierung versorgungsnaher Daten und deren Auswertung zum Zwecke der Nutzenbewertung von Arzneimitteln nach § 35a SGB V - Rapid Report

2: Whitepaper: Routine Practice Data Collection for benefit assessmet, Könenkamp, L. et al., SKC Beratungsgesellschaft mbH, 2023. 
URL (Zugriff 05.05.2023): https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php

Präferenz: Vergleichende 
Studien mit Randomisierung

G-BA2 (Register)

Erhebung Versorgungsdaten
in Registern

o vor Marktzugang aufsetzen

o alternative Therapieoptio-
nen erfassen

o EU-weite Register mit dt. 
Kohorte ergänzen

o patientenrel. Endpunkte: 
repräsentativ für den dt. 
Versorgungskontext 

o (sehr) seltene Erkran-
kungen: Vollerfassung

Seltene Erkrankungen

Besonderheiten & Herausforderungen

o kleine Fallzahlen 

o schwer betroffene Population 
→ Bildung einer Kontrollgruppe 

(insb. "best supportive care")
→ Design 1-armig/ethische Gründe

o Confounder-Erhebung/-Adjustierung: 
Anforderungen erreichbar?

o Bestehende Register nutzen, 
plus weitere (neu) aufzusetzende 
Register?

https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php
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Besonderheiten & Herausforderungen

o kleine Fallzahlen 

o schwer betroffene Population 
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(insb. "best supportive care")
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FAZIT 4)

• Anforderungen an die Methodik & Qualität einer AbD sollten 
berücksichtigen, was in der Versorgungsrealität umsetzbar ist.

• Anforderungen sollten sich an bestehenden Datenerhebungen 
bzw. Registern orientieren. → Einzelfallentscheidung, welche 
Anforderungen zwingend zur Beantwortung der Fragestellung 
erforderlich sind. 

https://skc-beratung.de/de/insights/strategy_reports/2023/anwendungsbegleitende_datenerhebung.php


Positionspapier des DNVF zur AbD

Umsetzbarkeit

Qualitäts-
anforderungen

Niemeyer, A. et al., Positionspapier des Deutschen Netzwerk Versorgungsforschung (DNVF) zur anwendungsbegleitenden Datenerhebung
nach Sozialgesetzbuch V, Gesundheitswesen 2021; 83(04): 309-313.
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