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1. Rechtsgrundlage 

Nach § 35a Absatz 3b Satz 9 SGB V kann der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) bei den 
folgenden Arzneimitteln vom pharmazeutischen Unternehmer innerhalb angemessener Frist 
die Vorlage anwendungsbegleitender Datenerhebungen und Auswertungen zum Zweck der 
Nutzenbewertung fordern: 

 
1. bei Arzneimitteln, deren Inverkehrbringen nach dem Verfahren des Artikels 14 Absatz 8 

der Verordnung (EG) Nr. 726/2004 des Europäischen Parlaments und des Rates vom 
31. März 2004 zur Festlegung von Gemeinschaftsverfahren für die Genehmigung und 
Überwachung von Human- und Tierarzneimitteln und zur Errichtung einer Europäischen 
Arzneimittel-Agentur (ABl. L 136 vom 30.4.2004, S. 1), die zuletzt durch die Verordnung 
(EU) 2019/5 (ABl. L 4 vom 7.1.2019, S. 24) geändert worden ist, genehmigt wurde oder für 
die nach Artikel 14-a der Verordnung (EG) Nr. 726/2004 eine Zulassung erteilt wurde, 
sowie 

2. bei Arzneimitteln, die zur Behandlung eines seltenen Leidens nach der Verordnung Nr. 
141/2000 zugelassen sind. 

2. Eckpunkte der Entscheidung 

Mit dem vorliegenden Beschluss leitet der G-BA ein Verfahren zur Forderung einer 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Abs.3b Satz 1 SGB V zu dem Wirkstoff 
Exagamglogen Autotemcel ein.  

Das Verfahren zur Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von 
Auswertungen gliedert sich nach 5. Kapitel § 51 Nummer 1 der Verfahrensordnung des G-BA 
(VerfO) in  

a) die Beurteilung der Erforderlichkeit nach § 54, 

b) den verfahrenseinleitenden Beschluss nach § 55, 

c) die Vorbereitung eines Konzepts für die Anforderungen an eine 
anwendungsbegleitende Datenerhebung und von Auswertungen nach § 56 
unter Beteiligung sachverständiger Stellen nach § 57,  

d) die Auswertung der Beteiligung der sachverständigen Stellen nach § 57 
Absatz 5, 

e) den Beschluss des Plenums über die Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen nach § 58 vom pharmazeutischen 
Unternehmer. 

Die Einleitung eines Verfahrens zur Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen setzt nach 5. Kapitel § 54 Absatz 1 Satz 1 der VerfO 
voraus, dass die anwendungsbegleitende Datenerhebung zum Zweck der Nutzenbewertung 
eines Arzneimittels als erforderlich angesehen wird. Die Beurteilung der Erforderlichkeit 
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erfolgt auf der Grundlage von Informationen zu diesem Arzneimittel, in der Regel 
insbesondere aus dem Zulassungsverfahren bei der Europäischen Arzneimittel-Agentur 
(EMA), einer Recherche in Studienregistern nach laufenden oder abgeschlossenen Studien zu 
der betreffenden Indikation, einem Nutzenbewertungsverfahren des Gemeinsamen 
Bundesausschusses nach § 35a SGB V sowie weiteren Informationen zu klinischen Studien. 
Des Weiteren kann das IQWiG zur Vorbereitung der Entscheidung über die Beurteilung der 
Erforderlichkeit einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung mit der Durchführung einer 
systematischen Recherche nach Indikationsregistern sowie mit der Einschätzung der 
Patientenzahlen im zu beratenen Anwendungsgebiet beauftragt werden. 

Das zentrale Zulassungsverfahren der EMA für den Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel ist im 
Januar 2023 gestartet. Für den Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel liegt eine Orphan 
Designation der EMA vom 9. Januar 2020 (EU/3/19/2242) vor.  

Im Rahmen der Beurteilung der Erforderlichkeit wurde eine Studienrecherche in öffentlich 
zugänglichen Studienregistern zum Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel für das für die 
Zulassung beantragt Indikationsgebiet der „Sichelzellkrankheit“ durchgeführt.  

In die für den Zulassungsantrag bei der EMA maßgebliche einarmige Studie CTX001-121 
wurden Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit mindestens zwei vaso-okklusiven Krisen 
pro Jahr in den zwei Jahren vor Screening eingeschlossen.1,2,3,4,5 Daher sieht der G-BA 
Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit rezidivierenden vaso-okklusiven Krisen als 
relevante Patientenpopulation für die vorliegende Einleitung eines Verfahrens zur Forderung 
einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von Auswertung an. Darüber hinaus 
beschränkt der G-BA das vorliegende Verfahren zur Einleitung eines Verfahrens zur Forderung 
einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von Auswertungen unter 
Berücksichtigung der Einschlusskriterien der Studie CTX001-121 sowie der Studie CTX001-111 
zur ß-Thalassämie auf die homozygote HbSS-Sichelzellkrankheit (βS/βS Genotyp) und die 
compound heterozygoten HbS-β-Thalassämien (βS/β° und βS/β+ Genotyp).3,4,6,7,8  

Patientinnen und Patienten mit einem HLA-identischen, verwandten Spender waren in der 
Studie CTX001-121 ausgeschlossen.4 Auf Grundlage des öffentlich verfügbaren Berichts des 
„Institute for Clinical and Economic Review“, welcher unter Berücksichtigung der 
Stellungnahme des betroffenen pharmazeutischen Unternehmers erstellt wurde, geht der  
G-BA davon aus, dass für die vorliegende Fragestellung auch Patientinnen und Patienten 
relevant sind, für die kein haploidentischer, verwandter Spender zur Verfügung steht.8 Daher 
wird die Patientenpopulation für die Konzepterstellung dahingehend eingeschränkt, dass für 

                                                      
1  https://clinicaltrials.gov/ct2/show/record/NCT03745287  
2  https://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT05477563  
3  https://ashpublications.org/blood/article/140/Supplement%201/29/490448/Efficacy-and-Safety-of-a-

Single-Dose-of  
4  https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2018-001320-19/DE  
5  https://crisprtx.com/about-us/press-releases-and-presentations/crispr-therapeutics-provides-business-

update-and-reports-first-quarter-2023-financial-results  
6  https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2017-003351-38/DE  
7  https://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2031054  
8  https://icer.org/assessment/sickle-cell-disease-2023/#timeline  

https://clinicaltrials.gov/ct2/show/record/NCT03745287
https://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT05477563
https://ashpublications.org/blood/article/140/Supplement%201/29/490448/Efficacy-and-Safety-of-a-Single-Dose-of
https://ashpublications.org/blood/article/140/Supplement%201/29/490448/Efficacy-and-Safety-of-a-Single-Dose-of
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2018-001320-19/DE
https://crisprtx.com/about-us/press-releases-and-presentations/crispr-therapeutics-provides-business-update-and-reports-first-quarter-2023-financial-results
https://crisprtx.com/about-us/press-releases-and-presentations/crispr-therapeutics-provides-business-update-and-reports-first-quarter-2023-financial-results
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2017-003351-38/DE
https://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2031054
https://icer.org/assessment/sickle-cell-disease-2023/#timeline
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die Patientinnen und Patienten kein HLA-kompatibler, verwandter hämatopoetischer 
Stammzellspender zur Verfügung steht.  

In der Gesamtschau der öffentlich verfügbaren Informationen legt der G-BA folgende 
Patientenpopulation für die Einleitung eines Verfahrens zur Forderung einer 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von Auswertungen für den Wirkstoff 
Exagamglogen Autotemcel fest:  

„Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit Sichelzellkrankheit mit rezidivierenden vaso-
okklusiven Krisen, die den Genotyp βS/βS, βS/β0 oder βS/β+ aufweisen und für die kein HLA-
kompatibler, verwandter hämatopoetischer Stammzellspender verfügbar ist.“ 

Im Rahmen der Studienrecherche wurden ausschließlich einarmige Studien identifiziert. Auf 
Basis dieser Datenlage ist davon auszugehen, dass zum jetzigen Zeitpunkt keine 
vergleichenden Daten für eine Behandlung mit Exagamglogen Autotemcel gegenüber 
bestehenden Therapiealternativen für die vom G-BA konkretisierte Patientenpopulation 
vorliegen und dass unter Berücksichtigung der derzeitigen Studienplanungen keine 
Verbesserung der Evidenzlage erwartet werden kann. Daher hält der G-BA es für erforderlich, 
durch die Einleitung eines Verfahrens zur Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen zu prüfen, inwieweit die Evidenzgrundlage für die 
Bewertung des Zusatznutzens des vorliegenden Arzneimittels durch die Erhebung von Daten 
aus der Versorgung verbessert werden kann.  

Der G-BA kann selbst ein Konzept für eine anwendungsbegleitende Datenerhebung erstellen 
oder das Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) mit der 
Erstellung eines Konzepts für eine anwendungsbegleitende Datenerhebung beauftragen. Die 
Vorbereitung eines Konzepts soll grundsätzlich einen Zeitraum von 6 Monaten nicht 
überschreiten. Im vorliegenden Fall wird das IQWiG mit der Erstellung des Konzepts 
beauftragt. 

3. Bürokratiekostenermittlung 

Durch den vorgesehenen Beschluss entstehen keine neuen bzw. geänderten 
Informationspflichten für Leistungserbringer im Sinne von Anlage II zum 1. Kapitel VerfO und 
dementsprechend keine Bürokratiekosten. 

4. Verfahrensablauf 

Zur Vorbereitung einer Beschlussempfehlung über die Einleitung eines Verfahrens zur 
Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung gemäß § 35a Absatz 3b SGB V hat 
der Unterausschuss Arzneimittel eine Arbeitsgruppe (AG Anwendungsbegleitende 
Datenerhebung (AbD)) beauftragt, die sich aus den von den Spitzenorganisationen der 
Leistungserbringer benannten Mitgliedern, der vom GKV-Spitzenverband benannten 
Mitglieder sowie Vertreter(innen) der Patientenorganisationen zusammensetzt. Darüber 
hinaus nehmen auch Vertreter(innen) des IQWiG an den Sitzungen teil. 
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Die Beschlussempfehlung über die Einleitung eines Verfahrens zur Forderung einer 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung wurde in der Sitzung des Unterausschusses am 
23. Mai 2023 beraten und die Beschlussvorlage konsentiert. 

Das Plenum hat in seiner Sitzung am 1. Juni 2023 die Einleitung eines Verfahrens zur Forderung 
einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung gemäß § 35a Absatz 3b SGB V beschlossen. 

 

Zeitlicher Beratungsverlauf 

 

Berlin, den 1. Juni 2023 

Gemeinsamer Bundesausschuss 
gemäß § 91 SGB V 
Der Vorsitzende 

Prof. Hecken 

Sitzung Datum Beratungsgegenstand 

AG AbD 6. April 2023 
4. Mai 2023 

Beratung über die Einleitung eines Verfahrens zur 
Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen 

Unterausschuss 
Arzneimittel 

23. Mai 2023 Beratung und Konsentierung der Beschlussvorlage 

Plenum 1. Juni 2023 Beschlussfassung 
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