Kongressreport

Podiumsdiskussion auf dem 9. MVF-Fachkongress ,,Real-World-Evidenz”

Behring: ,,ABDE ist nicht fiir alle Arzneimittel sinnvoll*

Bei der vormittdglichen Podiumsdiskussion stellten sich den Fragen von Moderator Prof. Dr. Dr. Alfred Holzgreve die Vortragen-
den der ersten Runde: Thomas Miiller, Leiter der Abteilung 1 des BMG, Dr. Antje Behring, kommissarische Leiterin der Abteilung
Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA), und Prof. Dr. Jiirgen Windeler, Leiter des Instituts fiir Qualitat und

Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG).

>> Holzgreve: Der Begriff ,Real-World-Data” polari-
siert. Fiir die einen ist es ein {iberfliissiger Quatsch,
fiir die anderen die Losung vieler Probleme. Nun
stellt sich die Frage: Wo liegt die Wirklichkeit? Wer
wird sich durchsetzen und was kdnnen wir mit die-
sen Daten machen? Und vor allem auch, mit wel-
chem Ansatz: mit dem einer allgemeinen Daten-
sammlung a la Big Data - es wird alles gesammelt
und dann wird gesehen, was damit moglich ist. Oder sollte man
sich gerade bei der begleitenden Datenerhebung nicht schon vorher
genau liberlegen, welche Ziele man hat und welche Daten in welcher
Qualitdt dafiir bendtigt werden? Oder wdre es gar besser, gleich von
allen neu zugelassenen Medikamenten zu fordern, in der Realver-
sorgung Daten zu erheben, um in fiinf oder auch zehn Jahren einen
GroRteil der Fragen, die ganz sicher aufkommen werden, beantwor-
ten zu kdnnen?

Behring: Ich bin nicht der Meinung, dass man
jedes Arzneimittel mit einer Anwendungsbegleiten-
den Datenerhebung, ABDE, belegen muss. Der Grund
dafiir ist, dass es nicht fiir alle Arzneimittel sinnvoll
ist, nach der Markteinfiihrung weitere Daten zu er-
heben, wenn bereits durch die Zulassung in sehr gu-
ten RCTs entsprechende Daten vorliegen, die wenig
Zweifel daran lassen, was ein Arzneimittel bringt
oder eben nicht bringt. Das neue Instrument der Anwendungsbeglei-
tenden Datenerhebung, das dem G-BA an die Hand gegeben worden
ist, hat auch eine gewisse Scharfe. Wichtig wird sein, dass vorab
ganz genau definiert, welche Evidenzliicken es moglicherweise gibt.
Optimal wére es natiirlich, wenn man alle diese Fragen schon vor der
Zulassung beantworten konnte.

Holzgreve: Herr Miiller, welche ,Real-World-Data” kommen denn
fiir Sie iberhaupt infrage? Mit allen mdglichen Daten kann man die
irrwitzigsten Korrelationen bilden, angefangen dabei, ob die Morta-
litat steigt, wenn das OP-Personal blaue oder rote OP-Wasche trédgt.

Miiller: In der Zukunft, wenn wir einmal eine
elektronische Patientenakte in Deutschland haben
werden, wdre das tatsachlich ein Instrument, um
zum Beispiel Fragen zu Mortalitdt und Nebenwir-
kungen, auch Fragen der Nutzenbewertung erfas-
sen und beantworten zu kdnnen. Deshalb liegt ein
Schwerpunkt der Arbeit bei uns im Ministerium da-
rin, erst einmal die Voraussetzung dafiir zu schaffen. Sicher stimmt
es, dass, wenn man genauer hinschaut, die Datenqualitdt oft nicht
so toll ist. Das sehen wir bei den medizinischen Tumorregistern, bei
denen wir ganz groRe Miihen haben, die Basisdaten zu erfassen. Da
geniigt es nicht, dass lediglich erfasst wird, dass ein Patient gestor-

ben ist, sondern man muss wissen, in welchem Stadium, unter wel-
chen Therapien. Da sind wir in Deutschland tatsdchlich noch nicht so
weit. Gerade darum haben wir bei der ABDE die Anwendung begrenzt
und wollen, dass der Bundesausschuss damit auch verantwortungs-
voll umgeht. Es ist aus Sicht des Ministeriums nicht so ohne, wenn
wir die Therapiefreiheit des Arztes einschrdnken, weil er ein neues
Medikament nicht mehr verordnen darf, wenn er nicht an der Daten-
erhebung teilnimmt. Wir halten das fiir gerechtfertigt und haben das
auch durch die Ressorts gebracht, auch weil wir glauben, dass es ein
sehr scharfes Instrument ist. Gleiches gilt fiir den Punkt Randomi-
sation oder nicht. Ich verstehe ja, dass das aus der Perspektive der
Methodiker etwas anders aussieht, weil natiirlich der Vergleich in der
Randomisierung qualitativ besser ist. Aber im Ministerium miissen
wir praktisch liberlegen, wie ein solches Instrument eingesetzt wer-
den kann und ebenso miissen wir schauen, das im Verhaltnis steht.
Es kann aus Sicht der politischen Linie nicht so sein, dass, wenn ein
neues Arzneimittel zur Verfiigung steht, ein Patient gefragt wird, ob
er sich in eine RCT einschlieRen lassen will und je nachdem, wie der
Wiirfel fallt, ist er dann in der Gruppe mit dem neuen Arzneimittel
oder eben nicht.

Holzgreve: Das sprach mir wirklich aus dem Herzen, weil ich auch
schon zum dlteren Semester gehore. Herr Windeler, Sie haben in Ih-
rem Vortrag die alte Kategorie der Anwendungsbeobachtung erwdhnt,
die friiher eine gute Zusatzeinnahme war. Doch wir alle wussten ei-
gentlich, dass das ein Mantelchen fiir den Verkauf war und waren
eigentlich froh, dass die AWBs endlich abgeschafft worden sind. Sie
haben ebenfalls angedeutet, dass sie es eigentlich fiir ausgeschlos-
sen halten, dass Real-World-Data etwas an den Ergebnissen randomi-
sierter Studien, wenn sie ordnungsgemaR durchgefiihrt worden sind,
andern.

"'_f‘ Windeler: Meine Hoffnung stirbt sowieso nicht,
i’— dass der G-BA unter dem Begriff Anwendungsbeo-
bachtungen etwas anderes und sinnvolles gemacht
bekommt als bisher. Den Begriff an der Stelle zu
verwenden, war sicherlich fiir dieses Ziel nicht sehr
zutrdglich. Ich meine, dass die Industrie genau
weill, was Anwendungsbeobachtungen sind, was
man da macht und was man da alles angeblich nicht
machen darf. Wenn der G-BA sich an diese Begriffswelt meint ge-
bunden zu fiihlen, dann sehe ich da nicht sehr viel Perspektive. Aber
vielleicht kommen wir gemeinsam zu guten neuen Ideen, was ver-
gleichende Anwendungsbeobachtungen angeht. Als zweiten Punkt
eine kurze Bemerkung zu Real-World: Das ist eines der Buzzwords,
die iiberhaupt nichts erklaren. Das ist ein Schlagwort, das ungeféhr
zehn verschiedene Definitionen hat. Der entscheidende Punkt ist der,
dass der Begriff Real-World praktisch bedeutet, dass Zulassungsstu-
dien nicht in der realen Welt entstanden sind. Die Patientenvertreter
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— Was ist hotwendig ¢
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Je kleiner die zu erwartenden Unterschiede der Therapieeffekte sind,
desto wichtiger ist der faire Vergleich.”
Prof. Dr. Jiirgen Windeler, Leiter des IQWiG

miissten auf die Barrikaden steigen und sagen: Was macht Ihr da
eigentlich, uns mit Laborstudien Zulassungen zuzumuten, die in un-
serer Versorgung ja eingesetzt werden sollen? Das ist ein Begriff, der
einem iiberhaupt nicht weiterhilft. Jetzt zu den randomisierten Stu-
dien: Ich habe nicht gesagt und werde das auch nicht sagen, dass es
ausgeschlossen ist, mit Real-World-Data fiir randomisierte Studien
zusdtzliche ergdanzende Erkenntnisse zu bekommen. Wenn ich schon
eine Studie habe, dann kann das, was mit Real-World hinzukommt,
immer nur Ergdnzung zu dem sein, was ich habe. Real-World-Data
meint Daten aus der realen Versorgung, was liber das Studiendesign
noch gar nichts aussagt. Meine entscheidende Anforderung an diese
Daten im Zuge der Nutzenaussage ist ein aussagefdhiger, fairer Ver-
gleich. Da gibt es statistische Verfahren, die das an randomisierte
Studien anndhern konnen. Jeder Methodiker und Theoretiker weil3,
erreichen werden wir sie nie, aber das ist praktisch vielleicht gar
nicht so schlimm. Wenn Sie mit Propensity Scores, Adjustierung und
sonstigen Dingen arbeiten wollen, bedeutet das die Anforderung an
die Datenqualitdt dieser sogenannten Real-World-Daten, die Sie mit
Routinedaten schon mal komplett vergessen konnen und fiir die Sie
sonst, und deswegen weise ich die Industrie mit Nachdruck darauf
hin, einen groRen Aufwand betreiben miissen.

Stegmaier: Welches Evidenzlevel oder welche Evidenzqualitdt
reicht denn aus? Wie wird das IQWiG denn reagieren, das in der Ver-

gangenheit schon soundso viele RCT-Studien ablehnt, weil sie die
Mindestqualitdt nicht erreicht haben? Wie wird man dann mit Real-
World- Data umgehen?

Windeler: Es wird darauf ankommen, ob wir aussagefdhige Ver-
gleiche haben. Ich sage an dieser Stelle ausdriicklich, dass diese
aussagefdhigen Vergleiche nicht immer aus RCTs stammen miissen,
aber es miissen aussagefdhige Vergleiche sein. Die Frage, was aus-
sagefdhige Vergleiche sind, bedeutet, welche Anforderungen an die
Adjustierung von Storvarianten gestellt werden. Das hangt wiederum
von der GroRRe der Effekte ab. Wenn Sie sehr groRe Effekte haben,
brauchen Sie sich um die Adjustierung von vornherein so gut wie
gar nicht zu kilmmern. Da kdnnen Sie einfach sagen, passt schon.
Wenn Sie mittlere Effekte haben, dann werden Sie sich sorgfltiger
darum kilmmern miissen. Und wenn Sie kleine Effekte haben, werden
Sie sich ganz sorgfaltig kiimmern miissen. Ich gebe Ihnen eine per-
sonliche Aussage: Ich kann niemandem empfehlen, fiir kleine Effekte
keine randomisierten Studien zu machen. Wahrscheinlich ist es, dass
sich die Gesetzgebungssituation und auch die Entscheidung des G-BA
moglicher- und sinnvollerweise auf Situationen konzentrieren wer-
den, wo es eben nicht um kleine Effekte geht. Weil eben da andere
Designs moglicherweise auch durchaus Sinn machen.

Behring: Ein Kommentar dazu. Es liegt nicht daran, dass rando-
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misierte kontrollierte Studien keine gute Qualitdt haben. Sie haben
einfach nicht die Fragestellung beantwortet, die wir haben wollen.
Es ist total wichtig, dass man sich genau {iberlegt, fiir welche Fra-
gestellung man diese oder jene Studie machen will. Und dass man
dann die richtige Datenquelle fiir die richtige Fragestellung wahlt. Es
geht nicht darum, dass die Sachen abgelehnt worden sind, weil die
Datenqualitdt im RCT nicht passt, sondern weil sie irgendwie an der
Zielstellung vorbeigegangen sind.

Holzgreve: Es ist ein tatsdchlich erlebtes Phdanomen, dass Pati-
enten bei Patient-Reporting-Outcome-Studien Patienten irgendwann
merken, es ist besser, wenn sie sagen, es geht mir gut, weil dann
namlich keiner kommt und sie beldstigt. Das heilRt, dass man unheim-
lich aufpassen muss, ob die gesammelten Daten valide sind.

Griesinger: Wie stellen Sie sich denn die zeitglei-
che Randomisierung von Parallel- oder Vergleichs-
gruppen vor? Herr Miiller hat gerade gesagt hat, dass
das eigentlich bei bereits zugelassenen Medikamen-
ten schwer vorstellbar ist. Nehmen wir ein Medika-
ment, das eine 90-prozentige Ansprechrate hat, da
wird man keine zeitgleiche Randomisierung in Real
World oder in Registern fordern kdnnen. Oder gibt
es nicht vielleicht doch die Moglichkeit, wenn es eine gute Datenqua-
litdt in einer Kohortenstudie gibt, in der Confounder definiert wurden
und in der auch historische, gut klinisch beschriebene Patientenkol-
lektive als entsprechende Vergleichsgruppen zu identifizieren sind.

Windeler: Der entscheidende Punkt ist ein aussagefahiger Ver-
gleich. Wenn Sie in einer Situation sind, dass Sie im Zusammenhang
mit Zulassungen und mit dem AMNOG auf der Basis von randomisier-
ten Studien oder auch der Basis ganz anderer Daten zu der Uberzeu-
gung kommen, dass es ein iiberzeugendes Medikament mit einem be-
trachtlichen Zusatznutzen ist, stellt sich die Frage weiterer Studien
gar nicht mehr. In dem Moment, wo man eine zuverldssige Bewertung
eines Arzneimittels oder einer Intervention machen kann, stellt sich
die Frage nach randomisierten Studien nicht mehr. Ubrigens auch
nicht die Frage nach anderen Studien. Anders hingegen bei Situa-
tionen, bei denen man beziiglich hoffentlich relevanter Fragen im
Verhaltnis der neuen Therapie zu dem bisherigen Standard unsicher
ist. In dieser Situation grundsdtzlich zu randomisieren ist grundsatz-
lich kein Problem, aber ist praktisch ein Problem. Deswegen sage ich
noch einmal: Der faire Vergleich ist das Entscheidende. Der kann im
Extremfall und in besonderen Fallen auch historisch sein. Historisch
im Sinne von vielleicht nicht 1920, aber vor Einfiihrung des Medi-
kamentes, aber bitte: ein fairer Vergleich. Der ist meiner Ansicht
nach gut maoglich, aber hdngt von der kompletten Situation ab. Der
entscheidende Punkt - den ich kritisiere und in meinen Augen ein
Anachronismus ist - ist der, an dieser Stelle Randomisierung zu un-
tersagen.

Holzgreve: Wenn es auf den Zeitfaktor ankommt, weil man ent-
scheiden muss, wiirden Sie zustimmen, dass man dann alles an ver-
fiigharen Daten nimmt, selbst wenn die Evidenz nicht so groR ist oder
wenn Sie gar nicht wissen, wie die Daten erhoben worden sind?

Miiller: Das ist eben die Diskussion, was die Politik vom Bun-
desausschuss erwartet und was in der internen Diskussion im Bun-
desausschuss relevant ist. Wir mochten doch nur, dass beim Bun-

desausschuss mit dem Aufwand, den er als Spitzenorganisation der
Selbstverwaltung mit allen Experten, Patientenvertretern und Ge-
sellschaften betreibt, dieses Signal ankommt: Was kénnen Patienten
von einem neuen Arzneimittel erwarten? Wenn Sie dann zufiigen,
dass eine niedrige Aussagesicherheit besteht, weil eben zum Bei-
spiel eine Kohortenstudie vorliegt und kein RCT, dann ist das genau
das, was im Gesetz angelegt ist. Nur wenn eine Tendenz feststellbar
ist, dass bei den Orphans und anderen Arzneimitteln in Richtung
100 Prozent ,nicht quantifizierbar” herauskommt, dann werden wir
auf der anderen Seite in den Empfehlungen der Fachgesellschaften
und in den Diskussionen mit den Facharztgruppen voéllig andere
Einschdtzungen bekommen. Wir kdnnen im Ministerium nicht ent-
scheiden, wer recht hat, nur diese Diskrepanz ist auf Dauer fiir den
Gesetzgeber problematisch, darauf weise ich nur hin. Wir kdnnen
uns jetzt nicht in die Position zuriickziehen und sagen, also wir
- damit meine ich jetzt tatsachlich das IQWiG und den Bundesaus-
schuss - wollen das RCT. Die Zulassung hat eine andere Entwicklung
genommen, das muss man irgendwo akzeptieren. Ich verstehe, dass
man an dem RCT als Goldstandard hangt, und der wird auch in vie-
len Indikationen weiter Goldstandard bleiben, aber wenn man in
einer Indikation einen Mechanismus versteht oder eine Intervention
wie zum Beispiel eine genetische Intervention hat, dann brauchen
wir andere Instrumente. Dann erwarten Patienten auch, dass man
Ihnen dazu eine Aussage gibt. Das ist das, was wir versuchen, zu
befordern. Ich glaube aber, dass zum Beispiel Real-World-Daten in
der Zukunft tatsachlich Vergleichsmdglichkeiten erlauben. Das sind
einfach biometrische Weiterentwicklungen.

Windeler: Die 100 Prozent stimmen natiirlich hdchstens fiir
ganz spezifische Orphan-Drug-Gruppen, sicherlich nicht fiir die
normalen Bewertungen. Ich glaube, der Punkt ist, der mich ein
bisschen irritiert, dass Sie, Herr Miiller, am Anfang Ihres Vortrages,
sehr nachvollziehbar beschrieben haben, wie schwierig die Situa-
tion durch die immer weiter vorverlagerten Zulassungen mit immer
unreiferen Daten ist. Was sollen wir denn machen? Die Konsequenz
ist doch, dass man iiber diese Arzneimittel nichts Konkretes sa-
gen kann. Und das ist dann in der Arzneimittelnutzenverordnung
mit ,nicht quantifizierbar” abgebildet: Wir wissen es einfach nicht.
Insofern gibt es eine sehr enge Verbindung zwischen den immer
unreiferen Daten, die dazu fiihren, dass die Aussagen des IQWiG
und die Aussagen des G-BA immer unprdziser werden miissen und
immer achselzuckender - wenn ich das einmal so etwas flapsig sa-
gen darf. Dabei geben wir uns groRe Miihe, méglichst nicht ,nicht
quantifizierbar” darauf zu schreiben. Aber wenn die Daten nicht da
sind, sind die Daten nicht da.

Miiller: Das ist eine schwierige Situation, aber auch eine, die
begriindet ist im Konsens der internationalen Zulassungsbehd&rden.
Es ist eine Situation, bei der wir eine Entscheidung auf europdischer
Ebene haben, dass damit ein neues Medikament die Patienten errei-
chen soll. Diese Diskussion um ,Patient Access” wird eingeschrankt
durch Pricing-Probleme in vielen Landern, doch gibt es auf der me-
dizinischen Seite iiberhaupt keine kontroverse Diskussion dariiber,
dass wir diese Beschleunigung in vielen Indikationen ben&tigen. Wir
sehen auch nicht, dass das zu einem vermehrten Riickzug und Wi-
derruf von Zulassungen fiihrt. Natiirlich gibt es Beispiele, bei denen
wir korrigieren miissen, weil wir eben eine geringe Datenlage haben.
Aber das das ein kompletter Irrweg ist, wiirde ich aus der Zulas-
sungsdichte nicht bestdtigen. Wir miissen uns eher im HTA-Bereich
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tiberlegen, wie wir damit umgehen,
um auch weiterhin das Ziel zu erfiil-
len, fiir Gesetzgeber Preisverhand-
lung und Patienten Aussagen zu
neuen Arzneimitteln zu treffen. Das
ist jetzt die Herausforderung. Das
bedeutet auch, dass man sich von
Konzepten, die man wie das RCT vor elf Jahren als Standard gesetzt
hat, verabschieden muss. In einigen Bereichen gibt es biometrische
Ansdtze, wie man sich {iber groRe Datenmengen einer Validitat na-
hert, auch wenn man sie vielleicht nicht erreicht.

Sprecher: Orphan Drugs haben einen besonderen Zulassungssta-
tus, weil man bereit ist, eine groRere Unsicherheit in Kauf zu neh-
men. Diese groRere Unsicherheit wird im Prinzip in den G-BA und an-
deren Verfahren nicht abgebildet. Wére es im Prinzip nicht sinnvoll,
eine Stufe unter dem Anhaltspunkt einzufiihren, um zu versuchen
tiefer zu klassifizieren.

Windeler: Was wdre denn noch weniger Anhaltspunkt als ein An-
haltspunkt. Da kdnnte man sicher dariiber diskutieren.

Miiller: Wir werden im Rahmen der Ratsprdsidentschaft die Or-
phan-Gesetzgebung evaluieren und neu fokussieren. Wir wollen, dass
Orphans substanzielle Fortschritte fiir die Patienten bringen. Das ist
das Anliegen. Deswegen ist das, was wir machen, kein IQWiG- oder
G-BA-Bashing, sondern wir wollen eine Filterfunktion. Es gibt eben
Orphans, die ganz tolle Fortschritte fiir Patienten bringen, aber es
gibt auch solche, bei denen wir daran zweifeln. Nur kosten die dann
100.000 Euro und mehr und haben Nebenwirkungen und der Patient
muss zudem jede Woche zum Arzt. Diese Differenzierung geht ein
wenig unter, indem wir immer ,nicht quantifizierbar” sagen. Das ist
der Punkt.

Hoffmann: Wir haben keine fundamentale Dis-
kussion, sondern egentlich die Anerkenntnis der
Tatsache, dass wir hier keine Spriinge in der Evi-
denzbewertung haben, sondern ein kontinuierliches
Spektrum. Wir miissen uns jenseits des ganz Klaren
Gedanken dariiber machen, wo es besser ist, dass
man etwas mehr wei als gar nichts. Das ist etwas,
das mich als Methodiker und Versorgungsforscher
extrem freut, auch die gewisse Niichternheit, mit der man an die
Fragestellung herangeht. Auf der einen Seite erkennt man an, dass
es noch andere Dinge unterhalb der RCT-Schwelle gibt, doch bedeu-
tet das auf der reziproken Seite eine sehr hohe Verantwortung, die
wir ja damit haben - auch der Industrie! Das, was wir frither mit den
Anwendungsbeobachtungen gemacht haben, war vollig unverant-
wortlich, unmoralisch und unethisch. Deswegen haben wir es auch
abgeschafft. Heute sind wir aber in einer anderen Situation, in der
man ehrlich zugeben muss, unsicher zu sein, aber bestimmte Ent-
scheidungen trotzdem zu fallen, weil es geniigend gute Argumente
gibt. Aber dann muss man hinterher auch bereit sein zu korrigieren.
Das ist die neue Situation, bei der es keine fundamentalen Sieger
oder Verlierer gibt. Wir miissen aber auch ganz klar sagen: Wenn
der rechtliche Datenschutzrahmen so bleibt wie im Moment, dann
werden wir auch weiterhin diese Daten nicht haben oder unter Um-
standen sogar noch schlechtere. Wenn wir aber anfangen zu sagen,
hier werden Patienten nicht gut behandelt, weil man bestimmte Da-
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.Wir werden im Rahmen der Ratsprasidentschaft die Orphan-
Gesetzgebung evaluieren und neu fokussieren.”
Thiomas Miiller, Leiter der Abteilung 1 des BMG

ten nicht haben darf, dann ist die
Abwdgung Daten- gegen Lebens-
schutz eine neue. Die Frage diirfen
Datenschiitzer dann alleine nicht
mehr beantworten, sondern die
sind Partei. Die grofRere Bedeutung
von Daten aus der sogenannten re-
alen Welt oder der Versorgung erzwingt, dass man Abstriche dabei
macht, einen absoluten Datenschutz betreiben zu wollen. Ich emp-
fehle, die Ratsprdsidentschaft auch dafiir zu nutzen.

Holzgreve: Ich glaube, das kann man so stehen lassen. Sie haben
eben gesagt, dass Krebsregister sogar gesetzlich geregelt sind und
trotzdem haben wir damit viele Probleme und kdnnen im Grunde ge-
nommen nichts damit machen. Macht es iiberhaupt Sinn Register auf
eigene Initiative zu schaffen? Gibt es gute Register?

Windeler: Es gibt gute Register. Wir haben im Rahmen des Auf-
trages vom G-BA eine ganze Reihe von Registerbetreibern gespro-
chen, die wirklich ausgesprochen gute Register haben. Die nenne ich
jetzt aber nicht, weil sie mit Inhalt unseres Berichtes sein werden.
Das Problem mit guten Registern ist weniger der Datenschutz, son-
dern die Qualitdt. Sie missen eine strukturelle Qualitdt liefern, was
schon mit der Vollstandigkeit und solche banalen Dinge angeht. Es
gibt durchaus Register, mit denen man wirklich etwas anfangen kann.
Aber es gibt auch eine ganze Reihe von Registern, mit denen man
derzeit noch nicht sehr viel anfangen kann.

Sprecher: Ich habe noch eine kurze Frage zum Gesetzgebungsver-
fahren: Welche Patientengruppen oder Medikamente sind betroffen?
Sie hatten Orphan Drugs in Ihrem Vortrag genannt, hatten dann aber
auch Prazisionsmedizin gesprochen. Bedeutet das auch, dass es nicht
nur die reine Orphan-Disease-Gruppe sein wird, sondern auch gene-
tisch definierte Patientengruppen inkludiert sind?

Miiller: Der Gesetzestext richtet sich an Orphans und an Zulas-
sungen, bei denen Daten fehlen. Das sind die Zulassungen wie Condi-
tional Approval und Exceptional Circumstances. Insofern sind da auch
noch andere Gruppen inkludiert. Bei Conditionals sind typischerweise
jene Falle gemeint, bei denen noch Daten ausstehen, weil die Phase-
3-Studien noch weiterlaufen. <<
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