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Vorlaufiger IQWiG-Rapid-Report zur Methodik bei der Generierung und Auswertung versorgungsnaher AbD-Daten

Generierung & Auswertung versorgungsnaher Daten

Im Januar dieses Jahres hat der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) das Institut fiir Qualitdt und
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) mit einer wissenschaftlichen Ausarbeitung zur
Methodik bei der Generierung und Auswertung versorgungsnaher Daten im Kontext der anwendungs-
begleitenden Datenerhebung (AbD) beauftragt. Ein vorldufiger Rapid Report (1) liegt seit Ende Juli
vor. Interessierte konnten bis zum 19. August schriftliche Stellungnahmen abgeben. Einen knappen
Monat spater, am 16. September, fithrte das IQWiG eine wissenschaftliche Erorterung durch.

>> Der nun vorliegende vorldufige Rapid Re-
port des IQWiG trdgt den Titel ,Wissenschaft-
liche Ausarbeitung ausgewdhlter Aspekte zur
Generierung versorgungsnaher Daten und de-
ren Auswertung zum Zwecke der Nutzenbe-
wertung von Arzneimitteln nach § 35a SGB V".
In seinem Fazit schreibt das Institut, dass es
fiir die Nutzenbewertung von Arzneimitteln
Daten zum Vergleich mit dem therapeuti-
schen Standard bendtigt. Die dafiir nétigen
Datenerhebungen seien dabei als verglei-
chende Studien ohne Randomisierung durch-
zufithren. Das IQWiG erkennt an, dass unter
Einhaltung bestimmter Qualitatsanforderun-
gen Studien auf Basis von Registerdaten die-
se Erkenntnisliicke schlieRen kdnnen.

So ist laut der Festlegung des IQWiG bei
der Planung von vergleichenden Studien
ohne Randomisierung auf Basis versorgungs-
naher Daten die Target-Trial-Emulation ein
empfohlener Ansatz, um systematische (ver-
meidbare) Verzerrungen zu minimieren. Vor-
aussetzung fiir eine optimale Emulation einer
hypothetischen RCT mittels Beobachtungsda-
ten sei, dass die hierfiir erforderlichen Daten
im Registerdatensatz mit der notwendigen
Vollstandigkeit und Datentiefe enthalten
sind. Eine hohe Datenqualitdt kénne in der
Breite nur dann erreicht werden, wenn die
Datengenerierung und die Nutzbarmachung
von Registerdaten praktikabel und mit mdg-
lichst wenig Aufwand mdglich sind. Als for-
derlich schatzt das Institut den Aufbau und
den Unterhalt einer dauerhaft verfiigbaren
(funktionsfahigen) Dateninfrastruktur ein.
Dies kdnnte durch pharmazeutische Unter-
nehmer, die auf die Register zur Durchfiih-
rung registerbasierter Studien zuriickgreifen
wollen, unterstiitzt werden.

Zudem ist den Ausfiihrungen des vorldufi-
gen Rapid Reports zufolge in vergleichenden
Studien ohne Randomisierung zum Zweck
des Vergleichs von Therapieeffekten fiir eine
adaquate Confounderkontrolle eine syste-

matische Identifikation der relevanten Con-

founder sowie eine Beriicksichtigung dieser

Confounder in der Auswertung notwendig.

Die Confounderidentifikation nach dem An-

satz von Pufulete 2022 wird vom Institut

als machbar eingeschdtzt und stellt nach

Ansicht der Reportenden ein grundsatzlich

sinnvolles Vorgehen dar. Vor der Relevanz-

bewertung der Confounder durch klinische

Expert:innen sei jedoch zu empfehlen, eine

intensive Verdichtung der identifizierten

Confounder vorzunehmen.

Ebenso soll in den Konzepten fiir eine
AbD abgeschdtzt werden, ob innerhalb ei-
nes akzeptablen Zeitraums ausreichend
Patient:innen eingeschlossen werden kon-
nen, um mit der AbD grundsatzlich aussage-
kraftige Ergebnisse fiir eine Nutzenbewertung
generieren zu konnen. In der Regel lagen
indes nur unsichere Informationen fiir diese
Abschdtzung vor. Wenn hinreichende Infor-
mationen zur Intervention und dem Kom-
parator vorliegen, werde zu diesem Zweck
eine orientierende Fallzahlschatzung durch-
gefiihrt. Fehlen notwendige Informationen
fiir die Annahmen, die einer orientierenden
Fallzahlschatzung zugrunde liegen, soll eine
orientierende Betrachtung von Fallzahlsze-
narien erfolgen, um mdogliche aufdeckbare
Effekte zu zeigen. Beide Herangehensweisen
sollen dabei dem gleichen Grundsatz folgen
(auf identischen Parametern fulRen) und sich
lediglich in dem Parameter unterscheiden,
der mithilfe der iibrigen Parameter geschatzt
werden soll. Des Weiteren rdt das IQWiG:

* Fiir eine langfristige Datenerhebung (und
Begleitung von Patientinnen und Patien-
ten) in der Routineversorgung sind Anrei-
ze erforderlich, die den Aufwand der Da-
tengenerierung kompensieren und sowohl
die Zentren als auch die Patient:innen zur
moglichst vollstandigen Datenerhebung
motivieren.

e Zur Sicherstellung, dass Aufwand und Nut-

zen bei PRO-Erhebungen in einem ange-
messenen Verhaltnis stehen, werden digi-
tale Befragungen (z.B. per App oder per
Patientenportal) empfohlen. Auf diese Wei-
se ist eine niedrigschwellige PRO-Erhebung
unabhdngig von Arztbesuchen madglich.
Digitale Tools werden in Registern und in
der Routineversorgung bereits erfolgreich
zur Datenerhebung eingesetzt und ermég-
lichen, dass PRO-Daten fiir Forschungs-
zwecke barrierearm zur Verfiigung gestellt
werden kdnnen.
Eine Herausforderung bei der Auswertung
versorgungsnaher Daten ohne Randomi-
sierung stellt die Festlegung des Start-
zeitpunkts der Beobachtung (Index-Datum
[t,]) dar. Wird in beiden Behandlungsgrup-
pen zum Beobachtungsstart (t) mit einer
neuen Therapie begonnen (Umstellungsin-
dikation), kann in einer Studie das ACNU-
Design verwendet werden. Dabei entspricht
t, idealerweise dem Tag der Therapieent-
scheidung. In einer Therapiesituation, in
der Patient:innen in der Kontrollgruppe die
Behandlung mit einem etablierten thera-
peutischen Standard fortfiihren, stellt das
PNU-Design eine geeignete Alternative dar.
Unabhéngig von der Wahl des Designs und
der Auswertungsstrategien sollte grund-
satzlich immer primdr das Ergebnis der
ITT-Analyse (entsprechend der Treatment-
Policy-Strategie) gezeigt werden. Dies
erfordert, dass alle Patient:innen (unab-
hangig von einem Behandlungswechsel im
Verlauf der Beobachtung) gemald ihrer ur-
spriinglichen Gruppenzuteilung ausgewer-
tet werden. Dem verzerrenden Einfluss von
Behandlungswechseln im Verlauf der AbD
kann mit Sensitivitatsanalysen begegnet
werden. <<
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