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SMArCARE — Hintergrund / Idee

1995 2017
® ®
Identifikation der SMArtCARE
genetiSChen Pechmann et al. OJRD

Ursache der SMA

Lefebvre et al. Cell

Zulassung von
Nusinersen

o
2017

T
2 | 0606202 5 KJK KINDER- UND JUGENDKLINIK



SMArCARE — Hintergrund / Idee

» Krankheitsspezifisches Register - Sammlung von Routine-Daten aus dem klinischen
Alltag; unabhangig von der Therapie
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SMArtCARE — Teilnehmende Zentren / Zahlen

0\
85 initiierte Zentren 2187 registrierte Patienten Verlaufsbeobachtungszeit von bis zu @, 73 Jahren

51 neuropéadiatrische Zentren 1272 Kinder Frste Visite: 07.08.2018

34 neurologische Zentren 915 Erwachsene Datenstand: 30.04.2025

29202 dokumentierte Visiten
i chlensteing R
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SMArCARE — Hintergrund / Idee

» Krankheitsspezifisches Register - Sammlung von Routine-Daten aus dem klinischen
Alltag; unabhangig von der Therapie

» Gemeinsame Initiative von Neuropadiatern, Neurologen und Patientenorganisation DGM /
Jnitiative SMA* - unabhangiges Lenkungsgremium

» Finanzielle Férderung durch pharmazeutische Industrie (Biogen, Novartis, Roche)

» Keine Lieferung von Rohdaten an pharmazeutische Unternehmen, Datenhoheit und
Datenanalyse durch akademisches Netzwerk, Uberwachung durch Lenkungsgremium
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SMA - Therapien
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Gentherapie

Small molecule

Spinraza Zolgensma Evrysdi
(Wirkstoff: Nusinersen) (Wirkstoff: Onasemnogen (Wirkstoff: Risdiplam)
Abeparvovec)
Zulassung 2017 2020 2021
Verabreichungsform intrathekal Intravenos oral
Verabreichungsfrequenz alle 4 Monate Einmalig taglich

Preis

600.000 €/ Jahr,
Folgejahre 320.000 €/Jahr

2 Millionen € einmalig

85.000 - 290.000 €/Jahr

Zusatznutzen

Erheblich / Betrachtlich

Nicht belegt

Nicht belegt
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SMA - Therapien

Zulassung+ Erneute
Beschluss AbD Start der AbD Nutzenbewertung

2020

Omnasemnogen
Abeparvovec

Risdiplam
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Anforderung des GBAs an SMArCARE

« Erweiterung des AE-CRFs um Omnasemnogen und Risdiplam Adverse events of interest (AESIs
durch EMA/GBA definiert) + Erfassung von SAEsS

 Hohe Datenqualitat
« Source Data Verification der eingeschlossenen Patienten durch externe CRO
» AbD_OA - 100 % Quelldatenabgleich der primaren Endpunkte (24 Zentren)
» AbD_Risdiplam = 100 % Quelldatenabgleich der primaren Endpunkte (84 Zentren)
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Kooperation mit der Industrie

Unabhiangige CRO Unabhangige CRO
Unabhangige CRO

Beauftragung \
. o

SMARTCARE

Sponsoring

&
<

Protokoll/SAP

Wissenschaftliche Unabhangigkeit

IQWIG: Institut fir Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
SAP: Statistischer Analyseplan

SDV: Source Data Verification

CRO: Clinical Research Organisation
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Anforderung des GBAs an die SMArCARE - Zentren

* Quelldatenabgleich in beiden AbDs
« Anwendungsbegleitende Datenerhebung_Omnasemnogen Abeparvovec

» MalRnahmen zur Qualitatssicherung nach 8§ 136a Absatz 5 SGB V:

* Mindestmengen, personelle und strukturelle Voraussetzungen
* Organisation von Therapie und Nachsorge
» Dokumentationspflichten

« Anwendungsbegleitende Datenerhebung_Risdiplam

» Beschrankung der Versorgungsbefugnis:

Leistungserbringer, die nicht zur Versorgung mit dem Arzneimittel befugt sind, kdnnen das Arzneimittel ausnahmsweise
zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung verordnen, sofern die Verordnung ausschliel3lich zum Zweck der
Weiterverordnung des Arzneimittels und zur Sicherung des Therapieerfolgs nach vorheriger Abstimmung mit dem
versorgungsbefugten Leistungserbringer erfolgt und der versorgungsbefugte Leistungserbringer weiterhin ftr die
Datenerhebung zustandig ist und dadurch der Zweck der Beschrankung der Versorgungsbefugnis, valide Daten aus der

Versorgung der Versicherten mit Arzneimittel zu erhalten, nicht gefahrdet wird.
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Herausforderungen im laufenden Betrieb

Pharmakovigilanz:
« Keine konkreten Hinweise was nicht gemeldet werden muss

« Handhabung durch Zentren sehr unterschiedlich
« Unklarheiten bei Source Data Verification / Monitoring

« Erstellen einer Negativ / Positiv-Liste

Einschlusszahlen erhdhen:
* Neuregelung der Unterschriftenpflicht beider Sorgeberechtigten
« Erarbeitung neuer Note to file - Prozesse bei Zentrumswechslern

« Med. Daten von verstorbenen, lost-to-follow-up Patienten durfen auch mit ,alter PIC monitoriert werden
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