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A.  Tragende Gründe und Beschluss 

1. Rechtsgrundlage 

Nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V kann der Gemeinsame Bundesausschuss zu einem 
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V ist, 
beschließen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem solchen 
Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche Leistungserbringer 
beschränkt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a 
Absatz 3b SGB V mitwirken (Beschränkung der Versorgungsbefugnis von 
Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu veröffentlichen und ist Teil der 
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL). 

2. Eckpunkte der Entscheidung 

Der G-BA hat in seiner Sitzung am 2. Februar 2023 die Beschränkung der Versorgungsbefugnis 
nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Behandlung der schweren Hämophilie A beschlossen. 
Der Wirkstoff Valoctocogen Roxaparvovec zur Behandlung der schweren Hämophilie A ist 
Gegenstand eines Beschlusses über die Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.  

Die Beschränkung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der 
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken, 
hat das Ziel, vollständige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten mit dem 
Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu verhindern, um 
damit aussagekräftige, geeignete Daten für die Zwecke der Nutzenbewertung zu erlangen. 

Aus dem Informationsbedarf für eine Nutzenbewertung von Valoctocogen Roxaparvovec hat 
sich die Fragestellung nach einem Zusatznutzen gegenüber der zweckmäßigen 
Vergleichstherapie für die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Eine Recherche des 
IQWiG nach laufenden und geplanten Datenerhebungen für den Wirkstoff Valoctocogen 
Roxaparvovec im Rahmen der Konzepterstellung für eine anwendungsbegleitende 
Datenerhebung hat ergeben, dass die laufenden und geplanten Studien einschließlich der 
Extensionsstudien nicht geeignet sind, die bestehenden Evidenzlücken zu beheben. Die 
seitens der Zulassungsbehörden beauflagten Beobachtungs- bzw. Registerstudien beziehen 
sich ausschließlich auf eine einarmige Datenerhebung für den Wirkstoff Valoctocogen 
Roxaparvovec und nicht auf eine vergleichende Datenerhebung. Die pivotale Studie 270-301 
ist nicht vergleichend angelegt und kann somit den fehlenden Vergleich gegenüber 
bestehenden zweckmäßigen Therapiealternativen nicht beheben. Für die Fragestellung der 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf es einer Erhebung vergleichender Daten. 

Die erwartete infrage kommende Anzahl an Personen, die mit Valoctocogen Roxaparvovec 
behandelt werden können, ist gering, da es sich bei der schweren Hämophilie A um eine 
seltene Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Valoctocogen Roxaparvovec laut Zulassung 
nicht für alle Personen mit schwerer Hämophilie A infrage kommt und zudem weitere 
Therapieoptionen im vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind. 



Zur Sicherstellung eines für die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden 
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von 
Versicherten mit Valoctocogen Roxaparvovec eine möglichst vollständige Datenerfassung 
erfolgt. 

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 60 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) sind 
an der vertragsärztlichen Versorgung teilnehmende Ärztinnen und Ärzte, medizinische 
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene 
Krankenhäuser nach § 108 SGB V. 

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an der Datenerhebung für die geforderte anwendungsbegleitende 
Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des pharmazeutischen 
Unternehmers gewährleistet. Hierbei ist auch auf eine möglichst vollständige 
Datenübermittlung hinzuwirken. 

Die Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von Auswertungen nach 
§ 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V (Beschluss vom 2. Februar 2023) bezieht sich auf erwachsene 
Patientinnen und Patienten mit schwerer Hämophilie A (kongenitalem Faktor-VIII-Mangel) 
ohne Faktor-VIII-Inhibitoren in der Vorgeschichte. Ein negativer AAV5-Antikörperstatus wird 
dabei nicht als Einschlusskriterium gesehen. Der AAV5-Antikörperstatus ist ein relevantes 
Kriterium bei der Therapieentscheidung für bzw. gegen die Gentherapie mit Valoctocogen 
Roxaparvovec, wird aber derzeit nicht regelhaft bei Patientinnen und Patienten mit 
Hämophilie A erhoben. Es wird angenommen, dass der AAV5-Antikörperstatus keinen 
Zusammenhang mit dem Schweregrad der Hämophilie hat und daher auch nicht den 
Krankheitsverlauf beeinflusst. Daher wird in der Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen die Patientenpopulation mit Bezug auf die 
Kontrollgruppe nicht auf die fehlende Nachweisbarkeit von AAV5-Antikörpern eingeschränkt.  

Die vorliegende Beschränkung der Versorgungsbefugnis bezieht sich jedoch konkret auf den 
Wirkstoff Valoctocogen Roxaparvovec, welcher per Zulassung ausschließlich bei Patientinnen 
und Patienten mit negativem AAV5-Antikörperstatus angewendet werden darf. Daher betrifft 
die Versorgungsbeschränkung die Patientenpopulation gemäß zugelassenem 
Anwendungsgebiet von Valoctocogen Roxaparvovec.  

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 Beratung und Vorbereitung einer Beschlussempfehlung zur Einleitung eines 
Stellungnahmeverfahrens zur Beschränkung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b 



Satz 2 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. Die Arbeitsgruppe hat in ihrer Sitzung am 3. November 2022 über die Änderung der AM-
RL beraten.  

Der Beschlussentwurf zur Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens wurde in der Sitzung des 
Unterausschusses Arzneimittel am 8. November 2022 beraten und die Beschlussvorlage 
konsentiert.  

Der Unterausschuss hat in der Sitzung am 8. November 2022 nach 1. Kapitel § 10 Absatz 1 der 
Verfahrensordnung des G-BA die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens einstimmig 
beschlossen. 

Das Stellungnahmeverfahren wurde durchgeführt. Nach Abgabe der schriftlichen 
Stellungnahmen haben die Stellungnehmer auf eine mündliche Anhörung verzichtet.  

Die Auswertung der eingegangenen Stellungnahmen wurde in der Sitzung des 
Unterausschusses am 24. Januar 2023 beraten und die Beschlussvorlage konsentiert.  

Das Plenum hat in seiner Sitzung am 2. Februar 2023 die Änderung der Arzneimittel-Richtlinie 
beschlossen. 
  



Zeitlicher Beratungsverlauf 

 

Berlin, den 2. Februar 2023 

Gemeinsamer Bundesausschuss 
gemäß § 91 SGB V 
Der Vorsitzende 

Prof. Hecken

Sitzung Datum Beratungsgegenstand 

AG AbD 3. November 2022 Beratung über die Änderung der AM-RL 

Unterausschuss 
Arzneimittel 

8. November 2022 Beratung und Konsentierung der Beschlussvorlage  

Beschluss zur Einleitung des 
Stellungnahmeverfahrens zur Änderung der AM-RL 

Terminierung der mündlichen Anhörung 

AG AbD 5. Januar 2023 Beratung der eingegangenen Stellungnahmen 

AG AbD  5. Januar 2023 
16. Januar 2023 

Beratung der Beschlussvorlage, sowie Auswertung 
des Stellungnahmeverfahrens  

Unterausschuss  
Arzneimittel  

24. Januar 2023 Abschließende Beratung der Beschlussvorlage  

Plenum  2. Februar 2023 Beschlussfassung über die Änderung der Anlage XII 
AM-RL 



 
 
 
   

 

5. Beschluss 

 
 

 

des Gemeinsamen Bundesausschusses über eine Änderung der Arzneimittel-
Richtlinie (AM-RL):  
Anlage XII – Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen nach 
§ 35a des Fünften Buch Sozialgesetzbuch (SGB V)  
Valoctocogen Roxaparvovec (schwere Hämophilie A); 
Beschränkung der Versorgungsbefugnis 

Vom 2. Februar 2023 

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat in seiner Sitzung am 2. Februar 2023 
beschlossen, die Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 / 22. 
Januar 2009 (BAnz. Nr. 49a vom 31. März 2009), die zuletzt durch die Bekanntmachung des 
Beschlusses vom 19. Januar 2023J (BAnz AT 14.02.2023 B3) geändert worden ist, wie folgt zu 
ändern: 

 

I. Anlage XII werden den Angaben zur Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen von Valoctocogen Roxaparvovec gemäß dem 
Beschluss vom 2. Februar 2023 nach Nr. 3 folgende Angaben angefügt: 

 
  



Valoctocogen Roxaparvovec  
 
Beschluss vom: 2. Februar 2023 
In Kraft getreten am: 2. Februar 2023 
BAnz AT 28.02.2023 B4 

 

Beschränkung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 Sozialgesetzbuch 
Fünftes Buch (SGB V)  

Für den Wirkstoff Valoctocogen Roxaparvovec in der Behandlung von:  

„Erwachsenen mit schwerer Hämophilie A (angeborener Faktor-VIII-Mangel) ohne Faktor-VIII-
Inhibitoren in der Vorgeschichte und ohne nachweisbare Antikörper gegen den Adeno-
assoziierten Virus Serotyp 5 (AAV5)“   

wird die Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V auf solche Leistungserbringer 
beschränkt, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung mitwirken.  

Leistungserbringer im Sinne dieses Beschlusses sind an der vertragsärztlichen Versorgung 
teilnehmende Ärztinnen und Ärzte, medizinische Versorgungszentren und Einrichtungen nach 
§ 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene Krankenhäuser nach § 108 SGB V. 

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an der Datenerhebung für die geforderte anwendungsbegleitende 
Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des pharmazeutischen 
Unternehmers gewährleistet. 

 

II. Inkrafttreten 

Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag seiner Veröffentlichung im Internet auf den 
Internetseiten des G-BA am 2. Februar 2023 in Kraft.  

Die im Beschluss geregelte Beschränkung der Versorgungsbefugnis auf solche 
Leistungserbringer, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung 
mitwirken, entfaltet ihre Wirkung erst mit dem Beginn der anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung, der in einem gesonderten Beschluss festgelegt wird. 

Die Tragenden Gründe zu diesem Beschluss werden auf den Internetseiten des G-BA unter 
www.g-ba.de veröffentlicht. 

Berlin, den 2. Februar 2023 

Gemeinsamer Bundesausschuss 
gemäß § 91 SGB V 
Der Vorsitzende 

Prof. Hecken

http://www.g-ba.de/


 
 
 
   

6. Anhang 

6.1 Veröffentlichung im Bundesanzeiger 



 

 



B.  Bewertungsverfahren 

1. Bewertungsgrundlagen 

Nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V kann der Gemeinsame Bundesausschuss zu einem 
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V ist 
oder sein wird, beschließen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem 
solchen Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche 
Leistungserbringer beschränkt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken (Beschränkung der 
Versorgungsbefugnis von Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu 
veröffentlichen und ist Teil der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL). 

2. Eckpunkte der Entscheidung  

Der G-BA hat in seiner Sitzung am 2. Februar 2023 die Beschränkung der Versorgungsbefugnis 
nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Behandlung der schweren Hämophilie A beschlossen. 
Der Wirkstoff Valoctocogen Roxaparvovec zur Behandlung der schweren Hämophilie A ist 
Gegenstand eines Beschlusses über die Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.  

Die Beschränkung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der 
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken, 
hat das Ziel, vollständige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten mit dem 
Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu verhindern, um 
damit aussagekräftige, geeignete Daten für die Zwecke der Nutzenbewertung zu erlangen. 

Aus dem Informationsbedarf für eine Nutzenbewertung von Valoctocogen Roxaparvovec hat 
sich die Fragestellung nach einem Zusatznutzen gegenüber der zweckmäßigen 
Vergleichstherapie für die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Eine Recherche des 
IQWiG nach laufenden und geplanten Datenerhebungen für den Wirkstoff Valoctocogen 
Roxaparvovec im Rahmen der Konzepterstellung für eine anwendungsbegleitende 
Datenerhebung hat ergeben, dass die laufenden und geplanten Studien einschließlich der 
Extensionsstudien nicht geeignet sind, die bestehenden Evidenzlücken zu beheben. Die 
seitens der Zulassungsbehörden beauflagten Beobachtungs- bzw. Registerstudien beziehen 
sich ausschließlich auf eine einarmige Datenerhebung für den Wirkstoff Valoctocogen 
Roxaparvovec und nicht auf eine vergleichende Datenerhebung. Die pivotale Studie 270-301 
ist nicht vergleichend angelegt und kann somit den fehlenden Vergleich gegenüber 
bestehenden zweckmäßigen Therapiealternativen nicht beheben. Für die Fragestellung der 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf es einer Erhebung vergleichender Daten. 

Die erwartete infrage kommende Anzahl an Personen, die mit Valoctocogen Roxaparvovec 
behandelt werden können, ist gering, da es sich bei der schweren Hämophilie A um eine 
seltene Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Valoctocogen Roxaparvovec laut Zulassung 
nicht für alle Personen mit schwerer Hämophilie A infrage kommt und zudem weitere 
Therapieoptionen im vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind. 

Zur Sicherstellung eines für die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden 
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von 



Versicherten mit Valoctocogen Roxaparvovec eine möglichst vollständige Datenerfassung 
erfolgt. 

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 60 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) sind 
an der vertragsärztlichen Versorgung teilnehmende Ärztinnen und Ärzte, medizinische 
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene 
Krankenhäuser nach § 108 SGB V. 

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an der Datenerhebung für die geforderte anwendungsbegleitende 
Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des pharmazeutischen 
Unternehmers gewährleistet. Hierbei ist auch auf eine möglichst vollständige 
Datenübermittlung hinzuwirken. 

Die Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung und von Auswertungen nach 
§ 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V (Beschluss vom 2. Februar 2023) bezieht sich auf erwachsene 
Patientinnen und Patienten mit schwerer Hämophilie A (kongenitalem Faktor-VIII-Mangel) 
ohne Faktor-VIII-Inhibitoren in der Vorgeschichte. Ein negativer AAV5-Antikörperstatus wird 
dabei nicht als Einschlusskriterium gesehen. Der AAV5-Antikörperstatus ist ein relevantes 
Kriterium bei der Therapieentscheidung für bzw. gegen die Gentherapie mit Valoctocogen 
Roxaparvovec, wird aber derzeit nicht regelhaft bei Patientinnen und Patienten mit 
Hämophilie A erhoben. Es wird angenommen, dass der AAV5-Antikörperstatus keinen 
Zusammenhang mit dem Schweregrad der Hämophilie hat und daher auch nicht den 
Krankheitsverlauf beeinflusst. Daher wird in der Forderung einer anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung und von Auswertungen die Patientenpopulation mit Bezug auf die 
Kontrollgruppe nicht auf die fehlende Nachweisbarkeit von AAV5-Antikörpern eingeschränkt.  

Die vorliegende Beschränkung der Versorgungsbefugnis bezieht sich jedoch konkret auf den 
Wirkstoff Valoctocogen Roxaparvovec, welcher per Zulassung ausschließlich bei Patientinnen 
und Patienten mit negativem AAV5-Antikörperstatus angewendet werden darf. Daher betrifft 
die Versorgungsbeschränkung die Patientenpopulation gemäß zugelassenem 
Anwendungsgebiet von Valoctocogen Roxaparvovec.  

 



C.  Dokumentation des gesetzlich vorgeschriebenen Stellungnahmeverfahrens 

Gemäß § 92 Abs. 3a SGB V wird den Sachverständigen der medizinischen und 
pharmazeutischen Wissenschaft und Praxis sowie den für die Wahrnehmung der 
wirtschaftlichen Interessen gebildeten maßgeblichen Spitzenorganisationen der 
pharmazeutischen Unternehmer, den betroffenen pharmazeutischen Unternehmern, den 
Berufsvertretungen der Apotheker und den maßgeblichen Dachverbänden der 
Ärztegesellschaften der besonderen Therapierichtungen auf Bundesebene sowie den für die 
Wahrnehmung der Interessen der Industrie maßgeblichen Bundesverbänden aus dem Bereich 
der Informationstechnologie vor der Entscheidung des Gemeinsamen Bundesausschusses 
Gelegenheit zur Stellungnahme zu geben. Zu diesem Zweck werden die entsprechenden 
Entwürfe den folgenden Organisationen sowie den Verbänden der pharmazeutischen 
Unternehmen mit der Bitte um Weiterleitung zugesendet.  

Folgende Organisationen wurden angeschrieben: 

Organisation Straße Ort 

Bundesverband der 
Pharmazeutischen Industrie e. V. (BPI)  

Friedrichstr. 148 10117 Berlin 

Verband Forschender 
Arzneimittelhersteller e. V. (vfa) 

Hausvogteiplatz 13 10117 Berlin 

Bundesverband der 
Arzneimittel-Importeure e. V. (BAI) 

EurimPark 8 83416 Saaldorf-Surheim 

Bundesverband der  
Arzneimittel-Hersteller e. V. (BAH) 

Friedrichstr. 134 10117 Berlin 

Biotechnologie-Industrie-Organisation 
Deutschland e. V. 
(BIO Deutschland e. V.) 

Schützenstraße 6a 10117 Berlin 

Verband der Arzneimittelimporteure 
Deutschlands e. V. (VAD) 

Im Holzhau 8 66663 Merzig 

Pro Generika e. V. Unter den Linden 32 - 34 10117 Berlin 

Bundesverband Medizintechnologie e. V. 
(BVMed) 

Reinhardtstraße 29b 10117 Berlin 

Arzneimittelkommission der  
Deutschen Ärzteschaft (AkdÄ) 

Herbert-Lewin-Platz 1 10623 Berlin 

Arzneimittelkommission der 
Deutschen Zahnärzteschaft (AK-Z) 
c/o Bundeszahnärztekammer 

Chausseestr. 13 10115 Berlin 

Bundesvereinigung Deutscher  
Apothekerverbände e. V. (ABDA) 

Heidestr. 7 10557 Berlin 

Deutscher Zentralverein 
Homöopathischer Ärzte e. V. 

Axel-Springer-Str. 54b 10117 Berlin 

Gesellschaft Anthroposophischer  
Ärzte e. V.  

Herzog-Heinrich-Str. 18 80336 München 

Gesellschaft für Phytotherapie e. V. Postfach 10 08 88 18055 Rostock 



Gemäß § 91 Absatz 5a SGB V wurde zudem dem Bundesbeauftragten für den Datenschutz und 
die Informationsfreiheit (BfDI) und nach § 91 Absatz 5 SGB V i. V. m. 1. Kapitel § 11 Absatz 2 
der VerfO des G-BA der Bundesärztekammer Gelegenheit zur Abgabe einer Stellungnahme 
gegeben, da die Regelungen die Erhebung und Verarbeitung personenbezogener Daten 
voraussetzen sowie die Berufsausübung der Ärzte betreffen. 

Die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens wird auf den Internetseiten des G-BA unter 
www.g-ba.de veröffentlicht. (siehe D. Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation). 

1. Unterlagen des Stellungnahmeverfahrens 

1.1 Schriftliches Stellungnahmeverfahren 

(siehe D. Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation) 

1.2 Mündliche Anhörung 

Mit Datum vom 12. Dezember 2022 wurden die pharmazeutischen 
Unternehmer/Organisationen, die berechtigt sind, zu einem Beschluss des Gemeinsamen 
Bundesausschusses Stellung zu nehmen und eine schriftliche Stellungnahme abgegeben 
haben, zu der mündlichen Anhörung eingeladen. 

Die aufgrund der Abgabe schriftlicher Stellungnahmen zur mündlichen Stellungnahme 
berechtigten Organisationen haben von ihrem Recht zur mündlichen Anhörung keinen 
Gebrauch gemacht. (siehe D. Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation) 

Der BfDI hat mit Schreiben vom 18. November 2022 mitgeteilt, dass er keine Stellungnahme 
zum vorliegenden Beschluss abgibt. Insoweit wurde nach Kapitel 1, § 12 Absatz 2 Satz 2, 3. 
Spiegelstrich VerfO des G-BA von einer mündlichen Anhörung des BfDI abgesehen. 

2. Übersicht der eingegangenen Stellungnahmen 

2.1. Übersicht der eingegangenen schriftlichen Stellungnahmen 

 

 

 

Organisation Eingangsdatum 

CSL Behring GmbH 08.12.2022 

vfa - Verband Forschender Arzneimittelhersteller e.V. 08.12.2022 



3. Auswertung der Stellungnahmen 

3.1. Einwände allgemein  

CSL Behring 

Nach Ansicht von CSL Behring ist ein vergleichendes Studienkonzept für die Gentherapie in 
der Hämophilie A nicht realisierbar und zumutbar. Auf Grundlage des vom IQWiG 
vorgeschlagenen AbD-Konzepts und unter Berücksichtigungen aller Limitationen könne keine 
Evidenz erhoben werden, die zur Quantifizierung eines Zusatznutzens von Valoctocogen 
Roxaparvovec im Vergleich zur adäquaten Behandlung mit derzeitigen FVIII-Faktortherapien 
geeignet ist. Von der Beauflagung einer AbD und einer damit einhergehenden Beschränkung 
der Versorgungsbefugnis für Valoctocogen roxaparvovec solle abgesehen werden. 

 

Verband forschender Arzneimittelhersteller e.V. (vfa) 

Da die Erfassung von Personen mit schwerer Hämophilie A im Deutschen Hämophilie-Register 
gesetzlich verpflichtend ist, erscheint eine entsprechende Teilnahme und Dokumentation 
durch die Leistungserbringer im Zuge der anwendungsbegleitenden Datenerhebung 
wahrscheinlich.  

Darüber hinaus hat der G-BA (Beschluss vom 16.06.2022) ein Verfahren zur Änderung der 
Richtlinie zu Anforderungen an die Qualität der Anwendung von Arzneimitteln für neuartige 
Therapien (ATMP-QS-RL) zu Gentherapien bei Hämophilie eingeleitet. Die Verordnung kann 
dadurch auch an Dokumentationspflichten gebunden werden, wodurch eine 
Verordnungseinschränkung bereits geregelt und mit wichtigen QS-Maßnahmen gekoppelt 
wäre. Eine Notwendigkeit zur Beschränkung der Versorgungsbefugnis ist zu hinterfragen. 

Zudem bestehen Unsicherheiten bei einer möglichen Umsetzung. Nach erfolgter Gentherapie 
erscheint ein Monitoring im Heimathämophiliezentrum des Patienten/der Patientin sinnvoll. 
Dieses würde dann die Daten an den versorgungsbefugten Leistungserbringer übermitteln, 
was wiederum Risiken bezüglich möglicher Ausfälle bei der Dokumentation oder bei den 
Meldungen birgt. 

 

Bewertung des Gemeinsamen Bundesauschusses 

Die Zielsetzung der Datenerfassung im Zusammenhang mit der anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung nach § 35a Abs. 3b SGB V und der ATMP-QS-Richtlinie nach § 136a Absatz 5 
SGB V sind nicht identisch und der Gesetzgeber hat den G-BA speziell zur Beschränkung der 
Versorgungsbefugnis im Zusammenhang mit der Durchführung der anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung durch den pharmazeutischen Unternehmer befugt. 

Zur Sicherstellung eines für die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden 
Datenbestandes sieht es der G-BA als erforderlich an, dass jedenfalls aus dem Bereich der 



Versorgung von Versicherten mit Valoctocogen Roxaparvovec eine möglichst vollständige 
Datenerfassung erfolgt.  

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an der Datenerhebung für die geforderte anwendungsbegleitende 
Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des pharmazeutischen 
Unternehmers gewährleistet. Hierbei ist auch auf eine möglichst vollständige 
Datenübermittlung hinzuwirken. 



D.  Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation 

1. Bekanntmachung über die Einleitung des Verfahrens auf den Internetseiten des G-BA 

2. Unterlagen zum schriftlichen Stellungnahmeverfahren 

3. Mündliche Anhörung (Einladung) 
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Beschluss  
des Gemeinsamen Bundesausschusses über die Einleitung 
eines Stellungnahmeverfahrens zur Änderung der 
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL): Anlage XII – 
Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen 
nach § 35a des Fünften Buch Sozialgesetzbuch (SGB V) 
Valoctocogen roxaparvovec (Schwere Hämophilie A); 
Beschränkung der Versorgungsbefugnis 

Vom 8. November 2022  

Der Unterausschuss Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA) hat in seiner 
Sitzung am 8. November 2022 die Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens zur Änderung der 
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 / 22. Januar 2009 
(BAnz. Nr. 49a vom 31. März 2009), zuletzt geändert am TT. Monat JJJJ (BAnz AT TT.MM.JJJJ 
BX), beschlossen:  

I. Die Anlage XII wird in alphabetischer Reihenfolge um den Wirkstoff Valoctocogen 
roxaparvovec wie folgt ergänzt:  
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Beschränkung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 Sozialgesetzbuch 
Fünftes Buch (SGB V)  

Für den Wirkstoff Valoctocogen roxaparvovec in der Behandlung von:   

„schwerer Hämophilie A (kongenitalem Faktor-VIII-Mangel) bei erwachsenen Patienten ohne 
Faktor-VIII-Inhibitoren in der Vorgeschichte und ohne nachweisbare Antikörper gegen Adeno-
assoziiertes Virus Serotyp 5 (AAV5).“ 

wird die Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V auf solche Leistungserbringer 
beschränkt, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung mitwirken.  

Leistungserbringer im Sinne dieses Beschlusses sind an der vertragsärztlichen Versorgung 
teilnehmende Ärztinnen und Ärzte, medizinische Versorgungszentren und Einrichtungen nach 
§ 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene Krankenhäuser nach § 108 SGB V. 

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an einem Indikationsregister, welches die Daten für die geforderte 
anwendungsbegleitende Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des 
pharmazeutischen Unternehmers erhebt, gewährleistet. 

II. Inkrafttreten 

Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag seiner Veröffentlichung im Internet auf den 
Internetseiten des G-BA am 10. November 2022 in Kraft.  

Die im Beschluss geregelte Beschränkung der Versorgungsbefugnis auf solche 
Leistungserbringer, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung 
mitwirken, entfaltet ihre Wirkung erst mit dem Beginn der anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung, der in einem gesonderten Beschluss festgelegt wird. 

Die Tragenden Gründe zu diesem Beschluss werden auf den Internetseiten des G-BA unter 
www.g-ba.de veröffentlicht. 

Berlin, den 8. November 2022 

 

Gemeinsamer Bundesausschuss 
gemäß § 91 SGB V 
Der Vorsitzende 

Prof. Hecken 

http://www.g-ba.de/


 

Tragende Gründe 
zum Beschluss des Gemeinsamen Bundesausschusses über 
die Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens zur Änderung 
der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL):  
Anlage XII – Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen 
Wirkstoffen nach § 35a des Fünften Buch Sozialgesetzbuch 
(SGB V)  
Valoctocogen roxaparvovec (Schwere Hämophilie A); 
Beschränkung der Versorgungsbefugnis 

Vom 8. November 2022  
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1. Rechtsgrundlage 

Nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V kann der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) zu einem 
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V ist 
oder sein wird, beschließen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem 
solchen Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche 
Leistungserbringer beschränkt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden 
Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken (Beschränkung der 
Versorgungsbefugnis von Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu 
veröffentlichen und ist Teil der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL). 

2. Eckpunkte der Entscheidung 

Der Unterausschuss Arzneimittel hat in seiner Sitzung am 8. November 2022 beschlossen, ein 
Stellungnahmeverfahren zu einem Beschluss über die Beschränkung der Versorgungsbefugnis 
nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Anwendung von Valoctocogen roxaparvovec bei 
schwerer Hämophilie A einzuleiten. Der Wirkstoff Valoctocogen roxaparvovec bei schwerer 
Hämophilie A wird Gegenstand eines Beschlusses über die Forderung einer 
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.  

Die Beschränkung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der 
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken, 
hat das Ziel, vollständige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten mit dem 
Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu verhindern, um 
damit aussagekräftige, geeignete Daten für die Zwecke der Nutzenbewertung zu erlangen. 

Aus dem Informationsbedarf für eine Nutzenbewertung von Valoctocogen roxaparvovec hat 
sich die Fragestellung nach einem Zusatznutzen gegenüber der zweckmäßigen 
Vergleichstherapie für die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Eine Recherche des 
IQWiG nach laufenden und geplanten Datenerhebungen für den Wirkstoff Valoctocogen 
roxaparvovec im Rahmen der Konzepterstellung für eine anwendungsbegleitende 
Datenerhebung hat ergeben, dass die laufenden und geplanten Studien einschließlich der 
Extensionsstudien nicht geeignet sind, die bestehenden Evidenzlücken zu beheben. Die 
seitens der Zulassungsbehörden beauflagten Beobachtungs- bzw. Registerstudien beziehen 
sich ausschließlich auf eine einarmige Datenerhebung für den Wirkstoff Valoctocogen 
roxaparvovec und nicht auf eine vergleichende Datenerhebung. Die abgeschlossene pivotale 
Studie 270-301 ist nicht vergleichend angelegt und kann somit den fehlenden Vergleich 
gegenüber bestehenden zweckmäßigen Therapiealternativen nicht beheben. Für die 
Fragestellung der anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf es einer Erhebung 
vergleichender Daten.  

Die erwartete infrage kommende Anzahl an Personen, die mit Valoctocogen roxaparvovec 
behandelt werden können, ist gering, da es sich bei der schweren Hämophilie A um eine 
seltene Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Valoctocogen roxaparvovec nicht für alle 
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Personen mit schwerer Hämophilie A infrage kommt und zudem weitere Therapieoptionen im 
vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind. 

Zur Sicherstellung eines für die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden 
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von 
Versicherten mit Valoctocogen roxaparvovec eine möglichst vollständige Datenerfassung 
erfolgt. 

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 60 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) sind 
an der vertragsärztlichen Versorgung teilnehmende Ärztinnen und Ärzte, medizinische 
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene 
Krankenhäuser nach § 108 SGB V. 

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die 
ordnungsgemäße (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten) 
Leistungserbringers an der Datenerhebung für die geforderte anwendungsbegleitende 
Datenerhebung auf Basis des bestätigten Studienprotokolls des pharmazeutischen 
Unternehmers gewährleistet. Hierbei ist auch auf eine möglichst vollständige 
Datenübermittlung hinzuwirken. 

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 Beratung und Vorbereitung einer Beschlussempfehlung zur Einleitung eines 
Stellungnahmeverfahrens zur Beschränkung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b 
Satz 2 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. Die Arbeitsgruppe hat in ihrer Sitzung am 3. November 2022 über die Änderung der AM-
RL beraten.  

Der Beschlussentwurf zur Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens wurde in der Sitzung des 
Unterausschusses Arzneimittel am 8. November 2022 beraten und die Beschlussvorlage 
konsentiert.  

Der Unterausschuss hat in der Sitzung am 8. November 2022 nach 1. Kapitel § 10 Absatz 1 der 
Verfahrensordnung des G-BA die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens einstimmig 
beschlossen. 
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Zeitlicher Beratungsverlauf 

Zum Zeitpunkt der Einleitung des Stellungnahmeverfahrens stellen die vorliegenden 
Tragenden Gründe den aktuellen Stand der Zusammenfassenden Dokumentation dar, welche 
den stellungnahmeberechtigten Organisationen zur Verfügung zu stellen sind (1. Kapitel § 10 
Abs. 2 VerfO).  

Als Frist zur Stellungnahme ist ein Zeitraum von 4 Wochen vorgesehen.  

Eine Stellungnahme zur Richtlinienänderung ist durch Literatur (z. B. relevante Studien) zu 
begründen. Die zitierte Literatur ist obligat im Volltext inklusive einem standardisierten und 
vollständigen Literatur- bzw. Anlagenverzeichnis der Stellungnahme beizufügen. Nur 
Literatur, die im Volltext beigefügt ist, kann berücksichtigt werden.  

Mit Abgabe einer Stellungnahme erklärt sich der Stellungnehmer einverstanden, dass diese in 
den Tragenden Gründen bzw. in der Zusammenfassenden Dokumentation wiedergegeben 
werden kann. Diese Dokumente werden jeweils mit Abschluss der Beratungen im 
Gemeinsamen Bundesausschuss erstellt und in der Regel der Öffentlichkeit via Internet 
zugänglich gemacht.  

Gemäß § 92 Absatz 3a SGB V ist den Sachverständigen der medizinischen und 
pharmazeutischen Wissenschaft und Praxis sowie den für die Wahrnehmung der 
wirtschaftlichen Interessen gebildeten maßgeblichen Spitzenorganisationen der 
pharmazeutischen Unternehmer, den betroffenen pharmazeutischen Unternehmern, den 
Berufsvertretungen der Apotheker und den maßgeblichen Dachverbänden der 
Ärztegesellschaften der besonderen Therapierichtungen auf Bundesebene Gelegenheit zur 
Stellungnahme zu geben.  

Der maßgeblichen Spitzenorganisation der Medizinprodukte-Hersteller wird beschränkt auf 
Richtlinienänderungen bezogen auf sonstige in die Arzneimittelversorgung einbezogene 
Leistungen nach § 31 SGB V Gelegenheit zur Stellungnahme gegeben.  

  

Sitzung Datum Beratungsgegenstand 

AG AbD 3. November 2022 Beratung über die Änderung der AM-RL 

Unterausschuss 
Arzneimittel 8. November 2022 Beratung und Konsentierung der Beschlussvorlage; 

Beschluss zur Einleitung des Stellungnahme-
verfahrens zur Änderung der AM-RL 
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Folgende Organisationen werden angeschrieben: 

Organisation Straße Ort 

Bundesverband der Pharmazeutischen 
Industrie e. V. (BPI)  

Friedrichstr. 148 10117 Berlin 

Verband Forschender 
Arzneimittelhersteller e. V. (vfa) 

Hausvogteiplatz 13 10117 Berlin 

Bundesverband der Arzneimittel-
Importeure e. V. (BAI) 

EurimPark 8 83416 Saaldorf-Surheim 

Bundesverband der Arzneimittel-
Hersteller e. V. (BAH) 

Friedrichstr. 134 10117 Berlin 

Biotechnologie-Industrie-Organisation 
Deutschland e. V. 
(BIO Deutschland e. V.) 

Schützenstraße 6a 10117 Berlin 

Verband der Arzneimittelimporteure 
Deutschlands e. V. (VAD) 

Im Holzhau 8 66663 Merzig 

Bundesverband 
Medizintechnologie e.V. (BVMed) 

Reinhardtstraße 29b 10117 Berlin 

Pro Generika e. V. Unter den Linden 32 - 34 10117 Berlin 

Arzneimittelkommission der 
Deutschen Ärzteschaft (AkdÄ)  

Herbert-Lewin-Platz 1 10623 Berlin 

Arzneimittelkommission der 
Deutschen Zahnärzteschaft (AK-Z) 
c/o Bundeszahnärztekammer 

Chausseestr. 13 10115 Berlin 

Bundesvereinigung Deutscher 
Apothekerverbände e.V. (ABDA) 

Heidestr. 7 10557 Berlin 

Deutscher Zentralverein 
Homöopathischer Ärzte e. V. 

Axel-Springer-Str. 54b 10117 Berlin 

Gesellschaft Anthroposophischer  
Ärzte e. V.  

Herzog-Heinrich-Str. 18 80336 München 

Gesellschaft für Phytotherapie e. V. Postfach 10 08 88 18055 Rostock 

Gemäß § 91 Absatz 5a SGB V wird zudem dem Bundesbeauftragten für den Datenschutz und 
die Informationsfreiheit und nach § 91 Absatz 5 SGB V i. V. m. 1. Kapitel § 11 Absatz 2 der 
Verfahrensordnung des Gemeinsame Bundesausschuss wird zudem der Bundesärztekammer 
Gelegenheit zur Abgabe einer Stellungnahme gegeben, da die Regelungen die Erhebung und 
Verarbeitung personenbezogener Daten voraussetzen sowie die Berufsausübung der Ärzte 
betreffen.  

Die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens wird auf den Internetseiten des G-BA unter 
www.g-ba.de veröffentlicht. 

http://www.g-ba.de/
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Berlin, den 8. November 2022 

Gemeinsamer Bundesausschuss 
gemäß § 91 SGB V 
Der Vorsitzende 

Prof. Hecken 



Begleitblatt Literaturverzeichnis 

  
Erläuterungen zur Erstellung von Literaturlisten als Anlage Ihrer 
Stellungnahme 
 
 
Bitte verwenden Sie zur Auflistung der zitierten Literatur die beigefügte Tabellen-Vorlage 
„Literaturverzeichnis“. 
  
  
Für jede Literaturstelle sind immer 3 Felder (Zeilen) vorgegeben. 
Bitte tragen Sie Autoren, Titel und Quellenangabe in die dafür vorgesehenen Zeilen 
entsprechend des u.a. Musters ein. 
 
 
 Nr. Feldbezeichnung Text 

1 AU: (Autoren, Körperschaft, Herausgeber: getrennt durch 
Semikolon) 

 TI: (Titel) 
 SO: (Quelle, d.h. Zeitschrift oder Internetadresse oder  

Ort: Verlag. Jahr) 

Muster 
 
 
 
 
 
 
Bitte verwenden Sie diese Tabellenstruktur unverändert inklusive der vorgegebenen 
Feldbezeichnungen.  
 
Die korrekte Eingabe für unterschiedliche Literaturtypen finden Sie im folgenden Beispiel:    
 
Literaturliste [Institution/Firma] 
 
Beispiel Nr. Feldbezeichnung Text 

AU: Bruno MJ 1 
TI: Endoscopic ultrasonography 

   
Zeitschriften-
artikel  SO: Endoscopy; 35 (11); 920-932 /2003/ 

2 AU: National Guideline Clearinghouse; National Kidney 
Foundation 

 TI: Clinical practice guidelines for nutrition in chronic renal 
failure 

   
Zeitschriften-
artikel 

 SO: Am J Kidney Dis; 35 (6 Suppl 2); S1-140 /2000/ 
3 AU: Stein J; Jauch KW (Eds) 
 TI: Praxishandbuch klinische Ernährung und Infusionstherapie 

   
Buch 

 SO: Berlin: Springer. 2003 
4 AU: National Kidney Foundation 
 TI: Adult guidelines. Maintenance Dialysis. Nutritional 

Counseling and Follow-Up 

   
Internet-
dokument 

 SO: http://www.kidney.org/professionals/doqi/doqi/nut_a19.html 
5 AU: Cummins C; Marshall T; Burls A 
 TI: Percutaneous endoscopic gastrostomy (PEG) feeding in 

the enteral nutrition of dysphagic stroke patients 

  
 HTA-Doku-
ment 

 SO: Birmingham: WMHTAC. 2000 
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Tabellen - Vorlage „Literaturverzeichnis“ 

1 

Stellungnahmeverfahren zum Thema Änderung der Arzneimittel-Richtlinie 
  
Literaturliste [Hier Institution / Firma eingeben]   Indikation [Hier zutreffende Indikation eingeben] 
 
 
Nr. Feldbezeichnung Text 
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
 AU:  
 TI:  
 SO:  
  



 

Der Gemeinsame Bundesausschuss ist eine juristische Person des öffentlichen Rechts nach § 91 SGB V. Er wird gebildet von: 
Deutsche Krankenhausgesellschaft, Berlin . GKV Spitzenverband, Berlin . 

Kassenärztliche Bundesvereinigung, Berlin. Kassenzahnärztliche Bundesvereinigung, Köln 

 

Sachverständigen-Anhörung gemäß § 91 Absatz 9 Satz 1 SGB V zur Änderung der Anlage XII 
der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) 

Sehr geehrte Damen und Herren, 

nach § 91 Absatz 9 Satz 1 SGB V i. V. m. 1. Kapitel § 12 Verfahrensordnung des Gemeinsamen 
Bundesausschusses ist vor einer Entscheidung des Gemeinsamen Bundesausschusses über eine 
Änderung der Arzneimittel-Richtlinie jedem, der berechtigt ist, zu einem Beschluss des Gemein-
samen Bundesausschusses Stellung zu nehmen und eine schriftliche Stellungnahme abgegeben 
hat, in der Regel auch Gelegenheit zu einer mündlichen Stellungnahme zu geben. 

Der Vorsitzende des zuständigen Unterausschusses Arzneimittel hat demzufolge zur Änderung 
der Arzneimittel-Richtlinie bezüglich  

- Anlage XII (Nutzenbewertung nach § 35a SGB V) – Valoctocogen roxaparvovec zur Be-
handlung der schweren Hämophilie A; Beschränkung der Versorgungsbefugnis 

 
eine mündliche Anhörung anberaumt. 
 
Die Anhörung findet statt: 

am 9. Januar 2023 
16.30 Uhr 

als eMeeting 
 
Zu dieser Anhörung laden wir Sie hiermit herzlich ein. 

An der Anhörung können für jeden mündlich Stellungnahmeberechtigten höchstens jeweils zwei 
Sachverständige teilnehmen.  

An die 
Stellungnahmeberechtigten 
nach § 91 Absatz 9 Satz 1 SGB V 
 
 
 
Per E-Mail 

Gemeinsamer Bundesausschuss, Postfach 12 06 06, 10596 Berlin 

gemäß § 91 SGB V 
Unterausschuss 
Arzneimittel 
Besuchsadresse: 
Gutenbergstr. 13 
10587 Berlin 
Ansprechpartner: 
Dr. Annelie Blumrich 
Abteilung Arzneimittel 
Telefon: 
030 275838210 
Telefax: 
030 275838205 
E-Mail: 
nutzenbewertung35a@g-ba.de 
Internet: 
www.g-ba.de 
Unser Zeichen: 
DoS/ Blu 
Datum: 
12. Dezember 2022 
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Bitte teilen Sie uns bis zum 2. Januar 2023 per E-Mail (nutzenbewertung35a@g-ba.de) mit, ob 
Sie an der mündlichen Anhörung teilnehmen werden und benennen Sie in dem Fall bitte auch 
die teilnehmenden Personen und deren E-Mail-Adressen.  

Es steht Ihnen frei, auf Ihr mündliches Stellungnahmerecht zu verzichten.  

Voraussetzung für die Teilnahme an der mündlichen Anhörung ist die Abgabe einer vollständig 
ausgefüllten Offenlegungserklärung. Bitte prüfen Sie deshalb, ob Sie alle Fragen beantwortet ha-
ben und unterschreiben Sie die Offenlegungserklärung mit Datumsangabe zweimalig im dafür 
vorgesehen Abschnitt auf Seite 3.  

Die Offenlegungserklärung ist im Original zur mündlichen Anhörung vorzulegen.  

Die mündliche Anhörung dient in erster Linie dazu, die sich aus der schriftlichen Stellungnahme 
ergebenden Fragen zu klären und neuere Erkenntnisse, die sich zeitlich nach Abschluss des 
schriftlichen Stellungnahmeverfahrens ergeben haben, einzubringen. PowerPoint-Präsentatio-
nen sind jedoch leider nicht möglich. Bitte beachten Sie, dass die mündliche Anhörung in deut-
scher Sprache stattfindet. Ausführungen in anderen Sprachen werden nicht protokolliert.  

Die Einwahldaten erhalten Sie rechtzeitig vor der Sitzung per E-Mail.  

Für Rückfragen stehen wir Ihnen gerne zur Verfügung.  
 

Mit freundlichen Grüßen 

gez. 
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