Nutzen von Registerdaten im Zulassungsprozess und beil der
Nutzenbewertung — Potenziale und Limitationen aus Sicht der
Industrie
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Register im Produktlebenszyklus

nach Markteintritt
Forschung & Entwicklung Nutzenbewertung (HTA)

- Epidemiologie - Langfristiges Wirksamkeits- und

- Versorgungslucken identifizieren ] ] )
A d bealeitende Dat heb Sicherheitsprofil (PAES & PASS)
- Darstellung des Krankheitsverlaufs - Anwendungsbegleltende Latenerhebling . _
- Adharenz-Studien (Unterversorgung)

- Akzeptanz von Registerdaten in der
frihen Nutzenbewertung?

- Hypothesengenerierun
yp d g - Innovative Erstattungsmodelle (P4P)

Bedeutung von Registern steigt; Datenqualitat ist elementar
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Register in der Zulassung

Registerdaten als Vergleichsdaten

Extrapolation auf andere Populationen

PASS (Post-Authorisation Safety Study)

PAES (Post-Authorisation Efficacy Study)
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Vergleich bei Single-Arm-Studien, wenn RCTs nicht durchfuhrbar sind

Absicherung der Ubertragbarkeit
(z. B. altere Patienten, Kinder, multimorbide Gruppen)

Langzeit-Sicherheitsdaten nach Zulassung

Erganzung fehlender Daten zu Wirksamkeit im Alltag
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Registerbeauflagungen in der Nutzenbewertung

Wirkstoff Beauflagungen G-BA
G-BA

Sebelipase alfa 01.09.2020  paten aus beauflagtem Register + ,fur den dt. Versorgungskontext reprasentative Daten zu pat.-
rel. Endpunkten® ... ,vollstandige Erhebung aller Patienten ist anzustreben

Asfotase alfa 01.12.2019  paten aus beauflagtem Register + ,fur den dt. Ve ' <t reprasentative Daten zu pat.-
rel. Endpunkten ... ,volistandige Erhebung a

Afamelanotid 01.01.2021  paten aus dem beauflagtefl Be3 owie der beauflagten retrospektiven Studie

Idebenon 01.12.2020  paten aus dem beauflagten Register + ,weitere Evidenz“

Cerliponase alfa 6166202  Daten aus der beauflagten Registerstudie und Wirksamkeitsstudie; fur Register: ,fir den dt.
01.07.2022  Versorgungskontext reprasentative Daten bzw. ,vollstandige Erhebung aller Patienten anzustreben*

bisher geringer Stellenwert von Registerdaten

V f Die forschenden
Seite 4 © vfa | Registertage 2025 | 14. Mai 2025 | Paul Bussilliat = Pharma-Unternehmen



Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)
aktueller Stand

6 1

Entscheidung AbD vor Start
ausstehend A
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Einleitung Verfahren Finale AbD gefordert Datenerhebung
eines Verfahrens eingeleitet Entscheidung laufend
zur AbD? getroffen

l nein l l
3 6 2

Verfahren nicht Verfahren AbD nicht
eingeleitet eingestellt durchfuhrbar
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Anwendungsbegleitende Datenerhebung
die dreil Fragezeichen

? ?

Umsetzbarkeit Zielerreichung Alternativen

AbD kann in Einzelfallen sinnvoll sein
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Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)
Empfehlungen aus Industrieperspektive

O
Y

frihe Stakeholder-Konsultation (Umsetzbarkeit)

% offene Interaktionstermine, auch bei Erstellung der Studienunterlagen

@

Quantifizierbarkeit des Zusatznutzens als Ergebnis der AbD gewéhrleisten
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Key Takeaways

Hohe Datenqualitat & Datenzugang

o—D

verbesserte Dateninfrastruktur + Rahmengesetzgebung notwendig

~ N
ﬁD )(OD gemeinsam LOosungen finden, Registerdaten besser nutzen

)
MOh
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