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ZUSAMMENFASSUNG

A. ZIEL UND VORGEHEN

In der Onkologie und in anderen Fachbereichen der Medizin werden immer wieder Medikamente
«off label» eingesetzt. «0ff-Label-Use» (OLU) heisst, dass ein Medikament anders dosiert, in
einer anderen Art verabreicht oder fiir eine andere Indikation eingesetzt wird, als es zugelassen
ist. Die Medikamente werden in solchen Fdllen nicht automatisch von der obligatorischen Kran-
kenpflegeversicherung (0OKP) vergiitet. Aufgrund von Art. 71a/b der Verordnung iiber die Kran-
kenversicherung (KVV) entscheiden die Versicherer, ob und in welchem Umfang sie das Medika-
ment vergiiten. Arzte und Patientenorganisationen beklagen, dass die Versicherer auch in ver-
gleichbaren Fallen unterschiedlich entscheiden und Patienten dadurch ungleich behandelt wiir-
den. Dies sei willkiirlich und ungerecht. Die heutige Situation habe versteckte Rationierung? zur
Folge und fiihre letztlich zu einer Zweiklassenmedizin. Bei den Arzten fiihre die Situation zu
Rechtsunsicherheit und administrativem Mehraufwand. Ausserdem stelle sie fiir Arzte und Pati-
enten ein finanzielles Risiko, aber auch eine emotionale Belastung dar. Auf der anderen Seite
unterndhmen Pharmafirmen und Regulierungsbehérden zu wenig, um die Problematik zu ent-
scharfen.

Angesichts der zunehmenden Diskussion iiber Off-Label-Use in der Onkologie hat sich die
Krebsliga Schweiz (KLS) der Thematik angenommen. Schnell hat sich gezeigt, dass zu wenig
systematisches Wissen iiber OLU in der Schweiz vorhanden ist. Diese Liicke mdchte die KLS
schliessen. Sie hat deshalb INFRAS beauftragt, Grundlagen zu OLU in der Schweiz zusammenzu-
stellen. Die Ergebnisse sollen dazu dienen, die Offentlichkeit und die Politik fiir die Off-Label-

Problematik zu sensibilisieren und Losungen anzustossen.

Ziel und methodisches Vorgehen

Ziel der Studie ist es, den Stand und die Probleme von Off-Label-Use in der Schweiz aufzuzeigen
und Lésungsvorschldge zu entwerfen. Im Vordergrund stehen die folgenden Fragen:

> Wie wird OLU definiert?

> Wie hat sich OLU entwickelt und wie gross ist das Ausmass von OLU heute?

» Wie wird OLU von den Versicherern vergiitet?

1 Versteckte Rationierung bezeichnet im Zusammenhang mit off label eingesetzten Medikamenten die Situation, dass ein Medi-

kamentin einem Fall vergiitet und in einem anderen Fall nicht vergiitet wird. Um versteckte Rationierung handelt es sich auch,
wenn ein Arzt bereits im Hinblick auf eine wahrscheinliche Ablehnung der Vergiitung darauf verzichtet, ein Medikament off la-
bel einzusetzen.
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» Welche Probleme ergeben sich mit OLU aufgrund der heutigen Regelung und inwieweit ergibt
sich daraus Handlungsbedarf?
» Mit welchen Losungsansdtzen kénnten die Probleme gemindert werden?

» Wie wird OLU im Ausland gehandhabt und was kann die Schweiz daraus lernen?

Um die Fragestellungen zu bearbeiten, haben wir folgende Methoden eingesetzt:

» Literatur-/Dokumentenanalyse: Recherche und Auswertung von Studien, Beitrdgen in Fach-
zeitschriften, Prasentationen und weiteren Unterlagen zum Thema OLU aus dem In- und Aus-
land.

» Datenanalyse: Zusammenstellung und Auswertung der Angaben zu OLU von mehreren Kran-
kenkassen. Daneben hat die KLS selber 35 Fallbeispiele von drei verschiedenen Onkologen
ausgewertet.

» Qualitative Befragung von Vertretern involvierter Akteurgruppen (Arzteschaft/Leistungser-
bringer, Versicherer, Regulierungsbehdrden, Pharmafirmen, Patientenorganisationen, Kan-

tons-/Spitalapotheker). Insgesamt wurden 23 Gesprache durchgefiihrt.
B. OLU IN DER SCHWEIZ

Definition von OLU

Ein Medikament, das von der OKP vergiitet wird, ist im Normalfall ein von Swissmedic zugelasse-
nes Praparat, welches vom Bundesamt fiir Gesundheit (BAG) in die Spezialitdtenliste (SL) aufge-
nommen wurde und sowohl innerhalb der von Swissmedic zugelassenen Fachinformation, als
auch innerhalb der vom BAG genehmigten SL-Limitation eingesetzt wird. OLU ldsst sich recht-
lich klar davon abgrenzen:

Ein Medikament gilt als OLU im engeren Sinne, wenn es von Swissmedic zugelassen ist
und auf der Spezialititenliste des BAG steht, die Anwendung aber ausserhalb der von
Swissmedic zugelassenen Fachinformation (Indikation, Dosierung, Patientengruppe,
technisch-pharmazeutische Vorgaben) erfolgt. OLU im weiteren Sinne umfasst neben OLU
i.e.S. auch Off-Limitation und Hors-Liste sowie Unlicensed-Use und Compassionate-Use
(siehe Figur 1). Off-Limitation unterscheidet sich von OLU i.e.S. dadurch, dass die Anwendung
innerhalb der von Swissmedic zugelassenen Fachinformation, aber ausserhalb der vom BAG zu-
gelassenen Limitation erfolgt. Hors-Liste-Medikamente sind im Gegensatz zu OLU i.e.S. und Off-
Limitation (noch) nicht auf die SL aufgenommen, Unlicensed-Use- und Compassionate-Use-

Medikamente sind auch (noch) nicht von Swissmedic zugelassen.
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VERGUTUNG VON OFF-LABEL-USE I.E.S. UND VERWANDTEN FALLEN

Off-Label-Use i.w.S.

Off-
SL- Limitation- Off-Label-Use Hors-Li Unlicensed-  Compassionate-
Medikament Use i.eS. ors-Liste Use Use
Praparat Préparat weder
Praparat Pradparat Praparat Praparat (nogh?I nichtin in 'Sdkweilz ngch
chweiz im Auslan
zugelassen zugelassen zugelassen zugelassen zugelassen zugelassen
Praparat auf Préparate auf Praparat auf (nzrcahp)ar:?ctht Prdparat nicht  Prdparat nicht
SL SL SL auf SL auf SL auf SL
inngﬂﬁ%ﬁfzougel. inngfgﬁ%ﬁfzougel. ausserhalb innerhalﬁ olger ausserhalb ausserhalh
innerhalb SL- ausserhalb SL- aneell. ki ZugaeuLSSF%rchainfo Zulassung, Zulassung,
Limitation Limitation gel. R Relb el ausserhalbSL  ausserhalbSL
ja grundsitzlich nein nein

unter den in Art. 71b KVV
definierten Voraussetzungen
erstattungsfahig

unter den in Art. 71a KVV
definierten Voraussetzungen
erstattungsfahig

Versicherer bestimmt Héhe der
Vergiitung
SL-Preis ist Hochstpreis

Versicherer bestimmt Hohe der
Vergiitung

Figur 1 Eigene Darstellung.

Die Anwendung von Medikamenten im OLU ist grundsatzlich legal. Von der OKP werden sie aber
nur iibernommen, wenn sie die Voraussetzungen gemass Art. 71a/b KVV einhalten (siehe Ab-
schnitt Entscheid {iber die Vergiitung). Off-Limitation und OLU i.e.S werden in Art. 71a KVV ge-
regelt. In Art. 71b KVV werden die Voraussetzungen und die Vergiitung von Hors-Liste und Unli-
censed-Use geregelt. Die Kosten des Arzneimittels werden von der OKP nur auf besondere Gut-
sprache und nach vorgdngiger Konsultation des Vertrauensarztes der entsprechenden Kranken-

kasse iibernommen.

Entwicklung von OLU

Die meisten befragten Akteure sind der Meinung, dass OLU-Falle in den letzten Jahren zuge-

nommen haben. Da OLU bisher nicht systematisch erfasst wurde, liegen praktisch keine Daten

vor, welche diese Entwicklung belegen. Fast alle Akteure rechnen damit, dass die Zahl der OLU-

Falle in Zukunft weiter steigen wird. Als Griinde fiir diese Entwicklung haben die Akteure ge-

nannt:

> Medizinische Entwicklung und Trend zur personalisierten Medizin: Die Entdeckung neuer
Einsatzgebiete, Substanzen und Subtypen von Erkrankungen fiihrt dazu, dass Patienten immer

haufiger individualisiert behandelt werden. Viele Medikamente seien fiir diese Patientengrup-
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pen nicht hinreichend untersucht, weil sich umfangreiche Patientenstudien fiir die Pharma-
firmen aufgrund des geringen Marktpotenzials nicht lohnen. In der Folge mangle es den Phar-
mafirmen an eindeutigen klinischen Daten fiir eine breitere Zulassung.

> Steigende Anspriiche der Patienten: Die Anspruchshaltung der Patienten ist in den letzten
Jahren gestiegen, so dass insbesondere bei Krebsbehandlungen vermehrt Off-Label-
Anwendungen als letzte Hoffnung eingesetzt werden, wenn andere Behandlungsmaglichkei-
ten ausgeschopft sind.

» Kostendruck bei Versicherern: Medikamente werden nicht nur hdufiger off label eingesetzt,
sie werden auch hdufiger von den Versicherern erkannt. Wegen der steigenden Gesundheits-
kosten und der 6ffentlichen Diskussion seien die Versicherer zunehmend auf die OLU-
Thematik sensibilisiert. Vor diesem Hintergrund haben sie ihre Anstrengungen verstarkt, OLU-
Falle zu erfassen, zu iiberpriifen und gegebenenfalls abzulehnen.

» Kostendruck beim BAG: Um Kostensteigerungen zu dampfen, bringe das BAG vermehrt Limi-
tationen an, wenn es Medikamente auf die Spezialitdtenliste (SL) aufnimmt.

> Angst vor Preissenkungen bei den Pharmafirmen: Pharmafirmen verzichten auf Indikati-
onserweiterungen um zu vermeiden, dass das BAG mit der Aufnahme auf die Spezialitdtenliste

den Preis senkt.

Ausmass von OLU

Unbestritten ist, dass OLU vor allem bei seltenen Krebserkrankungen und bei an Krebs erkrank-
ten Kindern eingesetzt wird.2 Die Anzahl Félle von OLU und das Volumen zu quantifizieren, ist
aber schwierig. Erstens werden nicht alle OLU-Falle den Versicherern zur Genehmigung vorge-
legt. Es kann sein, dass der Arzt auf ein Gesuch verzichtet, sei es aus Unwissen oder um Zeit zu
sparen. Auch haben weder die Leistungserbringer noch die meisten Versicherer in der Vergan-
genheit OLU-Falle systematisch erfasst. Immerhin haben verschiedene Versicherer in der Zwi-
schenzeit begonnen, OLU-Falle zu erfassen. Erste Auswertungen dieser Versicherer haben erge-
ben, dass auf die Schweiz hochgerechnet pro Jahr 3'200 - 6°400 Félle von OLU i.e.S. anfallen.
Uber Art. 71 a/b KVV werden hochgerechnet 9°600-14°400 Fille abgerechnet, wobei diese Zahlen
Falle fiir alle Krankheiten (nicht nur Krebs) enthalten. Gemass Angaben von Versicherern stam-

men ca. 70% der Fille mit OLU i.e.S. aus dem Krebsbereich. Unter der Annahme, dass dieser

2 Von den iiber 200 verschiedenen Krebsarten gelten rund 90% als selten. Gemdss Definition der European Society for Medical
Oncology (ESMO) spricht man von einer seltenen Krebsart, wenn jéhrlich weniger als sechs pro 100°000 Personen neu erkran-
ken.
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Anteil fiir alle Fille nach Art. 71a/b KVV gilt, belduft sich die Zahl der 0LU-Fille im Krebsbereich
auf 7’000 - 10°000 Falle pro Jahr. In der Realitdt diirften diese Zahlen deutlich hoher liegen,
weil nach Angaben von Versicherern ca. 50% aller OLU i.e.S.-Flle nicht erfasst werden.

Weitere Angaben liefert ausserdem eine noch laufende Studie von Dr. Joerger aus der Ost-
schweiz (Joerger et al.). Die Studie analysiert die Behandlungsberichte von rund 1’000 Patien-
tinnen und Patienten mit Krebs, die zwischen Oktober und Dezember 2012 am Kantonsspital St.
Gallen sowie an sechs regionalen Spitdlern des Onkologienetzwerks der Ostschweiz ambulant
oder stationdr behandelt wurden. Gemdss den noch nicht publizierten Resultaten betrdgt der
Anteil an Patienten, die mindestens einmal mit einem OLU-Medikament behandelt wurden, 34%.
Die Studie zeigt weiter, dass der Anteil an OLU-Medikamenten bezogen auf die total verabreich-
ten Onkologika 28% betrdgt. Die sehr teuren Onkologika betreffen dabei nur einen kleinen Pro-
zentsatz der Fille (knapp 10%).

Die Zahlen der Versicherer und der Ostschweizer Studie zeigen, dass das Ausmass von OLU
einen beachtlichen Anteil erreicht hat. Unklar ist allerdings, wie hoch der Anteil von OLU an den

gesamten Kosten fiir Krebsmedikamente in der Schweiz in der Hhe von CHF 600 Mio. ist.

Entscheid iiber die Vergiitung

Gemadss Art. 71a/b KVV entscheiden die Versicherer, ob sie das OLU-Medikament vergiiten und
falls ja, in welchem Umfang. Voraussetzung fiir die Ubernahme ist, dass vom Arzneimittel ein
grosser therapeutischer Nutzen erwartet wird und keine therapeutische Alternative verfiigbar
ist, oder dass das Medikament unerldsslich ist fiir die Durchfiihrung einer anderen von der OKP
iibernommenen Behandlung. Weil der therapeutische Nutzen im KVV nicht weiter definiert ist,
haben verschiedene Versicherer Modelle entwickelt, mit welchen der Nutzen einheitlich bewer-
tet werden soll:

Das Helsana-Modell von Helsana, Roche und Novartis und das von den Vertrauensdrzten
der Helsana, Sanitas und Visana entwickelte 9-Felder-Modell stiitzen sich auf publizierte Stu-
dien/Daten, wobei subjektiv die Bedeutung eines Gewinnes betreffend Lebensqualitit, Uberle-
ben und/oder Ansprechen auf den Tumor gewertet wird. Die Bewertung im Helsana-Modell ba-
siert auf der Relevanz der Studien und der Zweckmassigkeit der Anwendung. Das 9-Felder-
Modell beurteilt den Nutzen nach Qualitdt der Evidenz sowie dem Ausmass des Effekts. Bei ei-
nem hohen Nutzen werden die Kosten erstattet, bei einem geringen Nutzen nicht. Nach Ein-
schatzung der Modellentwickler ergeben das 9-Felder-Modell und das Helsana-Modell dhnliche
Resultate. Das Helsana-Modell regelt neben der Nutzenbewertung auch noch die Aufteilung der

Kosten zwischen Versicherer und Pharmafirma. Ein weiteres Modell ist das von der Schweizeri-
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schen Gesellschaft fiir Medizinische Onkologie (SGMO) entwickelte Modell Evidenzbasierte
Nutzenbewertung (EBN). Dieses Modell bestimmt den Nutzen quantitativ basierend auf Studi-
endaten zu Lebensverlangerung und Lebensqualitdt. Die Vergiitung fiir eine bestimmte Off-
Label-Indikation wird sodann anhand einer Basisvergiitung und dem fiir den Nutzen berechne-
ten Faktor festgelegt. Um die Beurteilung von Gesuchen fiir OLU zu vereinheitlichen, haben
ausserdem die SGMO und die Schweizerische Gesellschaft der Vertrauensarzte (SGV) eine Ar-
beitsgruppe gegriindet. Diese erarbeitet Empfehlungen fiir verschiedene haufige OLU-
Indikationen in der Onkologie und macht diese 6ffentlich zuganglich. Wie viele Versicherer sich

insgesamt an diesen Modellen orientieren, ist nicht bekannt.

Vergiitung und Finanzierung der Vergiitung

Art. 71a/b KVV hilt fest, dass die OKP die Kosten eines OLU-Arzneimittels {ibernimmt, wenn es
die Voraussetzungen nach Art. 71 a/b KVV erfiillt. Die Hohe der Vergiitung wird durch den Versi-
cherer bestimmt. Eine Vergiitung nach Art. 71a/b KVV kann beantragt werden fiir Off-Limitation,
OLUi.e.S., Hors-Liste und Unlicensed-Use. Gemdss den Aussagen der befragten Versicherer wer-
den die Kosten in einem Grossteil der Falle (80-99%) von den Versicherern vergiitet. In 1-20%
aller Fille haben die befragten Versicherer die Kosteniibernahme abgelehnt. Werden die Kosten
vergiitet, werden sie entweder zu 100% von den Versicherern iibernommen oder zwischen Kran-
kenkasse und Pharmafirma aufgeteilt. In diesem Fall iibernehmen die Pharmafirmen die Rest-
kosten, indem sie auf die Preisdifferenz verzichten (Minderertrag). Fiir die Leistungserbringer

und die Patienten sollten damit gemass Aussagen der Versicherer keine Restkosten anfallen.
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VERGUTUNG VON FALLEN NACH ART. 71A/B KWV

i —

.. Nicht erkannte 71a
Normale Falle KUV-Fille
.. . Vergiitet: Nicht vergiitet :
LB Vergiitet 80%-99% der Fille 1%-20% der Falle

— =

Vergiitung finanziert
durch Versicherer
und Pharmafirma:
40%-90% der Falle

Vergiitung finanziert
durch Versicherer:
10%-60% der Falle

Figur 2 Eigene Darstellung, Anteile basierend auf Angaben von Versicherern.

Wie die obige Figur zeigt, gibt es neben den nach Art. 71a/b KVV beantragten Fallen auch Fille,
die theoretisch unter Art. 71a KVV fallen (OLU i.e.S. und Off-Limitation-Falle), aber von den
Versicherern nicht als solche erkannt werden - sei es, weil sie bewusst oder unbewusst nicht als
OLU beantragt wurden oder weil es sich um Bagatellfdlle handelt. Diese Félle werden dennoch
vergiitet, weil das Medikament auf der SL steht. Der Anteil dieser nicht erkannten Falle betragt

gemdss einzelnen Hinweisen von Versicherern ca. 50% aller Falle nach Art. 71a KVV.

C. HANDLUNGSBEDARF UND LOSUNGSANSATZE

Handlungsbedarf

Angesichts der steigenden Zahl von OLU-Fallen wurde in der Vergangenheit immer wieder eine
klarere Regelung von OLU gefordert. Das BAG hat darauf reagiert und mit der Einfithrung von
Art. 71a/b KVV per 1.3.2011 die Voraussetzungen fiir die Vergiitung von OLU festgelegt. Die im
Rahmen der vorliegenden Untersuchung befragten Akteure sind aber mehrheitlich der Meinung,
dass es bei OLU weiterhin Handlungsbedarf gibt: Die aktuelle Vergiitungsregelung gemass Art.
71a/b KVV fiihrt nach Ansicht der Akteure dazu, dass die Versicherer vergleichbare Fdlle unter-
schiedlich vergiiten, weil sie unterschiedliche Nutzenbewertungsmodelle einsetzen und die
Vertrauensdrzte unterschiedliche Empfehlungen abgeben und/oder weil sich die Pharmafirmen

zu wenig an der Finanzierung der Kosten beteiligen. Dies komme einer versteckten Rationierung
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gleich, weil Behandlungen abgelehnt oder gar nicht erst beantragt wiirden. Nach Meinung der
Akteure tragen auch Pharmafirmen, Swissmedic und das BAG dazu bei, dass es vermehrt zu OLU
kommt: Die Pharmafirmen, weil sie im Hinblick auf mdgliche Preissenkungen zu wenig Indikati-
onserweiterungen beantragen, Swissmedic und das BAG, weil sie die Zulassung und die Auf-
nahme in die SL restriktiv handhaben wiirden.

Vor diesem Hintergrund sehen alle Akteure einen mehr oder weniger grossen Handlungsbe-
darf, auch wenn sich die Probleme quantitativ nicht genau belegen lassen. Zwar hat die Krebsli-
ga Schweiz im Laufe der Arbeiten 35 Fallbeispiele gesammelt und dabei Hinweise auf die Prob-
leme mit OLU erhalten. Es fehlen aber verldssliche Zahlen sowohl zur Entwicklung von OLU (An-
zahl Fille, Volumen) als auch zu den effektiven Ungleichbehandlungen und zur versteckten
Rationierung. Ein Handlungsbedarf ist aus unserer Sicht aber gerechtfertigt, weil OLU mehr als
nur Einzelfdlle betrifft und weil die heutige Regulierung so angelegt ist, dass vergleichbare Fdlle
jenach Versicherer und beteiligten Akteuren unterschiedlich entschieden werden kénnen, wenn

unter den Akteuren keine einheitlichen Standards bestehen.

Losungsansdtze

Das Grundanliegen der Akteure ist es, vergleichbare Flle gleich zu behandeln. Um dieses

Grundanliegen besser umzusetzen, sehen wir Losungsansatze mit folgenden Stossrichtungen:

1. Eindimmung von OLU: Ziel dieser Massnahmen ist es, die Zulassung und Aufnahme auf die
SL so auszugestalten, dass weniger OLU-Medikamente entstehen.

2. Vereinheitlichung des Nutzenbewertungsverfahrens: Diese Massnahmen sollen verhin-
dern, dass vergleichbare Falle unterschiedlich vergiitet werden, indem die Versicherer die
Nutzenbewertung standardisieren und das Vergiitungsverfahren professionalisieren.

3. Regelung der Finanzierung der Vergiitung: Diese Ansitze zielen ebenfalls darauf ab, Un-
terschiede bei der Vergiitung zu reduzieren, indem die Finanzierung der Vergiitung, z.B.

zwischen Versicherern und Pharmafirmen, schweizweit einheitlich geregelt wird.

Insgesamt sehen wir rund ein Dutzend Ansatze, um die Probleme mit OLU anzugehen. Ansdtze,
die aus Sicht der Akteure eher als Ergdnzung zu sehen sind, sind unter ,Weitere Ansdtze” aufge-
fithrt (siehe folgende Figur):
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LOSUNGSANSATZE
1. Einddmmung von OLU
Weitere Ansétze
« 1c)A des Preisfestset P
1a) Vereinfachung der Zulassung: 1b) Antrage durch Dritte (Zweitlabel): vszf aEf:::l?l;gévgie nfrﬁozzlﬁfungs
« Einreichung von klinischen Studien * Antrag auf Aufnahme von Off- s e . "
o X Limitierung der Preissenkung bei
nach der Zulassung Limitation in SL durch Dritte (z.B. Indikationserweiterung in SL auf Basis
» Ubernahme von ausldndische n Arzte) einer pravalenzbasierten Umsatz-
Bewilligungen/Ablehnungen (von U §ystematische und regelmassige entwicklung
EMA/FDA) durch Swissmedic gberﬁrsufyng d‘ejlj Fachinformationen « 1d) Konsequenter Einsatz von
uren swissmedic Tumorboards
2. Vereinheitlichung der Nutzenbewertung
2a) Branchenmodell: 2b) Gemeinsames Gremium: Weitere Ansatze
+ Einheitliches Modell zur Nutzen- * Entscheid tiber OLU-Vergiitung durch * 2c) BAG-Modell: Nutzenbewertungs-
bewertung fachlich kompetentes, unabhéngiges modell durch BAG festgelegt
Expertengremium  2d) Registrierung von OLU-Krebsfallen
« (Einheitskasse)
3. Regelung der Finanzierung der Vergiitung
Weitere Ansétze
75 . . * 3c) Risik leich mit Medik: ten-
3a) Hohere Kostenbeteiligung der 3b) Vergiitung des Herstellerpreises: gfgp;znoaum eich mit Fedrkamenten
Pharmafirmen  Vergiitung des Herstellerpreises « 3d) Hartefonds/Risikofonds
+ Vergiitung der Pharmafirmen von * Riickerstattung an Versicherer falls
Wirksamkeit/Nutzen der Anwendung geringer Nutzen
abhéngig « Festlegung Riickerstattung in
Rechtsmittelverfahren

Figur 3 * Privalenzmodell wird mit Anderung des Zulassungsverfahrens fiir neue Arzneimittel per 1. Juni 2013 eingefiihrt.

Fiir die Umsetzung verantwortlich sind bei der Anpassung des Zulassungsverfahrens Swissmedic
und das BAG. Die Vereinheitlichung der Nutzenbewertung ist Aufgabe der Versicherer. Die Fi-

nanzierung der Vergiitung muss zwischen Versicherern und Pharmafirmen geregelt werden.

D. BEURTEILUNG

Gemessen an den Kriterien Zielerreichung, Umsetzbarkeit/Nebeneffekte, schdtzen wir die

Hauptansdtze im Sinne einer ersten groben Triagewie folgt ein:

INFRAS | 27. Mai 2013 | Zusammenfassung



GROBEINSCHATZUNG DER ANSATZE

Zulassung durch Dritte
(Zweitlabel)

Weniger Falle
Nur fiir Off-Limitation-Falle

Ansdtze Einschdtzung | Zielerreichung Umsetzbarkeit/Nebeneffekte
der Eignung

1. Ziel: Eindimmung von OLU

1a. Vereinfachung der 00 Anreiz fiir Zulassungserweiterung Anpassung Rechtsgrundlagen

Zulassung bei Indikati- Weniger OLU-Flle

onserweiterungen Nicht anwendbar auf Off-Limitation

1b. Mdglichkeit fiir [ 1] Anreiz fiir Antrag auf SL-Aufnahme Aus rechtlicher Sicht problematisch

Pharmafirmen ablehnend

2. Ziel: Vereinheitlichung

der Nutzenbewertung

Expertengremium

Einheitliche Bewertung

2a. Branchenmodell fiir 00 Einheitliche Bewertung vergleichba- Versicherer mehrheitlich zustimmend
Krankenversicherer rer Félle BAG eher ablehnend
Nicht fiir sehr seltene Félle Erleichterung der Kommunikation ggii.
Finanzierung nicht geregelt Patienten
Beurteilung fiir Arzte abschitzbar
2b. Gemeinsames (1] Fiir sehr seltene Félle Lange Entscheidungsdauer

,Schattenliste”, BAG eher ablehnend

3. Ziel: Regelung der Finanzierung der Vergiitung

Herstellerpreises

Ungleiche Nutzenbewertungen nicht

geldst

3a. Hohere Kostenbetei- [ 1] Anreiz fiir Indikationserweiterungen Anpassung Rechtsgrundlagen
ligung der Pharmafir- Ungleiche Nutzenbewertungen nicht Pharmafirmen teils ablehnend/teils
men geldst zustimmend

3b. Vergiitung des [ Begiinstigt versteckte Rationierung Langwierige Verfahren

Mehraufwand fiir Versicherer
Anpassung Rechtsgrundlagen

Tabelle 1 ®@@®: Eher geeignet. ®®: Teilweise geeignet. ®: Eher weniger geeignet.

Erfahrungen aus dem Ausland

Zwei der Ansdtze - die Vereinfachung der Zulassung bei Indikationserweiterungen und das ge-

meinsame Gremium - werden bereits im Ausland umgesetzt. So gibt es in verschiedenen Lindern

Gremien, die Arzneimittel und deren anerkannte Anwendungsmoglichkeiten im Off-Label-Use

auflisten und sie damit erstattungsfahig machen. Die Listen reduzieren zwar Ungleichbehand-

lungen, sie sind aber insofern kritisch zu beurteilen, als sie Schattenlisten darstellen, die das

normale Zulassungsverfahren unterlaufen. Daneben bietet die europdische Arzneimittelbehorde

EMA ein bedingtes Zulassungsverfahren an. Dieses erlaubt eine Zulassung, auch wenn die klini-

sche Evidenz noch gering ist, und fiihrt dazu, dass es weniger OLU gibt. Das Verfahren scheint

sich insofern zu bewdhren, als einzelne Medikamente nach einer bedingten Zulassung die nor-

male Zulassung errei

Empfehlungen

cht haben.

Ausgehend von der Beurteilung empfehlen wir der KLS schwergewichtig folgende Ansatze zur

Diskussion zu stellen:
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» Vereinfachte Zulassung (Ansatz 1a) und Zulassung durch Dritte (Ansatz 1b), um OLU-Fille zu
reduzieren.

» Branchenmodell zur einheitlichen Nutzenbewertung fiir Versicherer (Ansatz 2a), um die
Gleichbehandlung in vergleichbaren Féllen zu gewahrleisten. Zusdtzlich unabhdngiges Exper-
tengremium (Ansatz 2b) fiir verbindliche Entscheide zu (sehr) seltenen Fillen, die mit dem
Nutzenbewertungsmodell nicht bestimmt werden kdnnen.

> Regelung der Beteiligung der Pharmafirmen an der Vergiitung (Ansatz 3a), um eine nutzenori-
entierte Vergiitung sicherzustellen.

» Ergdnzend Tumorboards (Ansatz 1d) und systematische Registrierung von OLU-Krebsfdllen
(Ansatz 2d).

Aus unserer Sicht sind die Ansatze zur Einddammung von OLU und die Ansatze zur Vereinheitli-
chung der Nutzenbewertung komplementdr und gemeinsam in die Diskussion einzubringen. Die
Regelung der Finanzierung sollte ausserdem vorzugsweise mit einem Branchenmodell verkniipft
werden.

Wie die vorliegende Studie zeigt, liegen zum Einsatz und Ausmass von OLU nur wenige Da-
ten vor. Neben den erwdhnten Stossrichtungen sollten deshalb die Anwendung und Entwicklung

von OLU in Zukunft besser erfasst und dokumentiert werden.
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