
Editores Medicorum Helveticorum

723

S t a n d p u n k t  T R I B Ü N E

Schweizerische Ärztezeitung | Bulletin des médecins suisses | Bollettino dei medici svizzeri | 2012;93: 19

Nutzenbewertung für Off-Label-Medikamente 
Der vertrauensärztliche Dienst von Helsana hat im Rahmen von Artikel 71 a/b der 

Krankenleistungs-Verordnung ein Ratingmodell entwickelt, das in Kooperation mit 

der Pharmaindustrie eine dem Patientennutzen angemessene Vergütung durch  

den Versicherer ermöglicht. Die Beurteilungskriterien und die Umsetzung werden 

nachfolgend aufgezeigt.

In der obligatorischen Grundversicherung (OKP) gilt 
der Grundsatz, dass Medikamente nur dann vergütet 
werden, wenn sie in der Spezialitätenliste (SL) aufge
führt sind und die registrierte bzw. limitierte Indika
tion erfüllen. In den letzten Jahren  kamen zuneh
mend mehr Medikamente zum Einsatz, die ausser
halb der SL liegen, lediglich im Ausland zugelassen 
sind oder in einer anderen als der zugelassenen Limi
tation/Indikation angewendet werden. Gerade in 
der Onkologie öffnet sich zunehmend eine Schere 
zwischen den klinischen Anforderungen des Arztes, 
den Ansprüchen des Patienten und der Vergütung 
der Medikamente aufgrund restriktiver oder fehlen
der Medikamentenzulassungen.

Regelung der Vergütung nach Art. 71 a  
und 71 b KVV
Mit den beiden Artikeln 71 a und 71 b der Kranken
versicherungsverordnung (KVV) hat der Bundesrat 
auf den 1. März 2011 die vom Regelfall abweichende 
Vergütungspflicht festgelegt. Wird ein Medikament 
ausserhalb der SL, der Limitation oder generell aus
serhalb der zugelassenen Indikation eingesetzt, so 
ist eine Vergütung aus der OKP nur dann möglich, 
wenn gewisse Kriterien erfüllt sind:
– Es besteht eine lebensbedrohliche Situation oder 

die Gefahr einer schweren, chronischen, gesund
heitlichen Beeinträchtigung, oder das Medika
ment ist Teil eines Behandlungskomplexes.

– Wegen fehlender therapeutischer Alternative ist 
keine andere wirksame und zugelassene Behand
lungsmethode verfügbar.

Zusätzlich wird verlangt, dass ein grosser therapeu
tischer Nutzen zu erwarten ist. Neu ist, dass die Ver
gütung nicht mehr aus einem Fixbetrag der SL oder 
der Pharmaindustrie besteht, sondern die Versiche
rer setzen die Höhe der Vergütung fest, die in einem 
angemessenen Verhältnis zum erwarteten Nutzen 
steht. 

Herausforderung des Art. 71 a/b, KVV
Um dem Versicherer eine dem Nutzen angemes
sene Medikamentenvergütung zu ermöglichen, 

muss der Vertrauensarzt primär die Frage nach dem 
grossen therapeutischen Nutzen beantworten, 
 sekundär die graduelle Abstimmung des grossen 
Nutzens als Basis für die Vergütungshöhe. Die Her
ausforderung dabei besteht darin, dass eine Nutzen
aussage oft aufgrund weniger Daten innerhalb 
 einer kurzen Frist vorliegen sollte. Zudem sind 
 Entscheidungen für die Versicherungsleistung im 
Einzelfall und in der Krankheitssituation zu treffen, 
und last but not least verändert sich die Studienlage 
oft innerhalb von Monaten. Rasche Anpassungen 
sind daher gefordert. 

Umfassende Beurteilungen mit technologischen 
Assessments (HTA) [1], die auf umfassendem Daten
material beruhen und viele Monate an Zeit benöti
gen, sind in diesem Bereich nicht adäquat. 

Konzept des neuen Nutzenmodells  
von Helsana
Das vorliegende Modell der Nutzenbewertung 
 basiert aufgrund der Bestimmungen im Art. 71 a/b 
KVV auf einer Nutzeneinschätzung ohne Ver
gleichsbewertung. Es erfolgt ein Rating von Medi
kamenten, für die keine wirksamen und zugelas
senen Alternativen bestehen. Zudem dient das 
 Ratingmodell für schwere, chronische oder tödlich 
verlaufende Leiden oder für den Einsatz im Rahmen 
von Therapiekomplexen.

Für den Aufbau und die Weiterentwicklung 
wurde der Transparenz Priorität eingeräumt, wie 
man zu einer wissenschaftlich fundierten Einschät
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Tabelle 1

Konzept eines Modells des Vertrauensärztlichen Dienstes 
(VAD-Modell).

– Verfügt über einen Beurteilungsraster, der eine 
möglichst objektive und nachvollziehbare Beurteilung 
mit Fokus «therapeutischer Nutzen» von Studien und 
Patientensituationen erlaubt;

– Verfügt über einen Score, mit dem eine graduelle 
Abstufung des therapeutischen Nutzens beschrieben 
werden kann;

– Macht rasch eine aktuelle und klare Aussage zum 
medizinisch-therapeutischen Nutzen.
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zung der Nutzen und Kosten eines konkreten Medi
kamentes kommt. Zur Operationalisierung im Alltag 
unterliegen dem Rating eindeutig definierte Krite
rien, die für jedermann nachvollziehbar sind. Die 
Beurteilung soll möglichst objektiv und logisch 
 erfolgen und eine klare Aussage zur Grösse sowie Ab
stufung des therapeutischen Nutzens schnell mög
lich machen (Tab. 1).

Das Konzept ist nach den Grundsätzen evidenz
basierter Medizin EBM [2] aufgebaut. Die Auswahl 
der Kriterien und deren Gewichtung sind wissen
schaftlich abgestützt. Dabei waren insbesondere die 
Grundsatzarbeiten von Ocana und Tannock [3], 
Bhattacharya [4] und Simon [5] wichtig sowie die 
 Beurteilungskriterien der FDA [6]. Einbezogen wur
den jedoch auch zahlreiche spezifische Arbeiten zur 

Frage der Nutzenbewertung wie diejenige von Amir 
[7], Baker [8] und Fayers [9]. Mit dem Einbezug der 
Patientensituation wird das Modell zu einem Instru
ment für die Einzelfallbeurteilung im Alltag.

Eine Stärke des Konzepts liegt darin, dass die 
 Beurteilung kein spezifisches Fachwissen voraus
setzt. Die momentan wichtigste und aussagekräf
tigste (randomisierte) wissenschaftliche Studie soll 
vom Fachexperten dem Vertrauensarzt vorgelegt 
werden. Jeder Arzt, der sich mit einer Studie ausein
andersetzt, kann auch ein Rating durchführen und 
zu einer Nutzenaussage kommen.

Das Score-System zur Nutzenbestimmung
Der vertrauensärztliche Dienst von Helsana hat 
 zusammen mit Prof. Hanspeter Honegger, langjäh

riger Chefarzt Onkologie/Hämatologie am Stadt
spital Triemli in Zürich, das Modell entwickelt. 
Dank der Erfahrung von Professor Honegger bein
haltet das ScoreSystem neben der wissenschaftli
chen  Basis auch ein Praxiselement, das beim Fokus 
«therapeutischer Nutzen» unabdingbar ist (Tab. 2).

Der Zeitaufwand für eine Nutzenbewertung be
trägt bei Vorliegen der wissenschaftlichen Daten 
und des klinischen Berichtes 30 bis 60 Minuten. 
 Detaillierte Angaben zum Rating, inklusive Score 
Tabellen, sind im Buch des Verlages der Schweize
rischen Gesellschaft für Gesundheitspolitik SGGP 
zusammengestellt [10].

Die Arbeitsgruppe war sich bewusst, dass bei sel
tenen Leiden oder austherapierten Situationen oft 
Medikamente zum Einsatz kommen, für die es in 

diesen Einzelindikationen keine Studiendaten gibt, 
die den wissenschaftlichen Massstäben genügen, 
um die Wirksamkeit eines Medikaments nachzuwei
sen. Die behandelnden Ärzte stützen sich bei deren 
Indikation auf Abstracts von Kongressberichten, 
Case Reports oder plausible Analogien von Wirk
prinzipien.

Die Auswertung solcher Daten ergibt denn auch 
meistens nur wenige ScorePunkte (Kategorie C, 
siehe Abb. 1). Der Nachweis des nach Art. 71 KVV 
verlangten grossen therapeutischen Nutzens kann 
zum Zeitpunkt der Beurteilung nicht erbracht wer
den, und der Vertrauensarzt muss eine ablehnende 
Empfehlung zur Kostenübernahme abgeben. Um 
den betroffenen Patienten die Möglichkeit für eine 
vielleicht innovative und erfolgreiche Therapie den
noch zu ermöglichen, empfehlen wir in diesen 
Situa tionen einen Therapieversuch und dem Versi
cherer eine Pay-for-PerformanceVergütung. Dies sind 
jedoch Einzelfälle – bei der Mehrheit der Nutzenüber
prüfung ist ein hoher und nachgewiesener therapeu
tischer Nutzen vorhanden (Kategorie A und B).

VAD-Modell
Das Modell unterscheidet die Handlungsfelder 
«Pharma» mit der Studienbewertung, «Vertrauens
arzt» mit der Nutzenadaption aus der Einzelfall
bewertung und «Versicherer» mit der Vergütungs
bestimmung (Abb. 1).

Modelle zur Kosten-Nutzen-Bewertung
Die KostenNutzenAnalyse gilt als ökonomische 
Standardmethode. Die Bewertung des Nutzens wird 
erreicht, indem sie die individuelle Zahlungsbereit
schaft der Bürger für die Leistung ermittelt. Ein 
 anderer Ansatz ist die KostenNutzwertAnalyse. 

Tabelle 2
Beurteilungskriterien:

VAD-Modell Kriterien für die Beurteilung

Studien-Relevanz

– Erheblich

– Bedeutsam

– Gering

– Keine

– Wirkungsmechanismus (Target) 

– Studien-Evidenz für die Wirkung 

– Overall survival (OS) und Hazard Ratio (HR) 

– Progression Free Survival (PFS)/Progression Free Rate (PFR) und HR

– Response Rate (RR) 

– p-Wert 

– Vertrauen in die Studie 

– Begleitende Aufwendungen, Lebensqualität

Übereinstimmung 
Patient-Medika- 
mentenstudie 

– Übereinstimmung Klinik
– Übereinstimmung Medikament
– Klinischer Benefit

– Hoch

– Mittel

– Keine

Bei der Nutzen-Kosten-Bewertung geht es auch um normative Fragen. 
Ein gesellschaftlicher Konsens ist unumgänglich.
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Der Nutzwert beschränkt sich hier zunächst allein 
auf die Lebensqualität und dauer. Das bekannteste 
Nutzenmass sind die «qualitätsbereinigten Lebens
jahre» (QALYs für QualityAdjusted Life Years). Für 
die Aufnahme in den Leistungskatalog werden 
dann Schwellenwerte festgelegt. So empfiehlt das 
National Institute for Health Service (NICE) in 
Grossbritannien bei Kosten über 30 000 Britischen 
Pfunden in der Regel keine Aufnahme.

Das kürzlich in der SÄZ publizierte Modell von  
J. Nadig [11] verknüpft die Nutzenbewertung und 
die Kassenvergütung in einer pragmatischen An
wendung des Modells der KostenNutzenAnalyse 
(Zahlungsbereitschaft) sowie Elemente der Kosten
NutzwertAnalyse (Lebensqualität und dauer). Als 
Basis der maximalen Vergütung setzt dieses Modell 
den Fabrikabgabepreis (FAP) von Glivec und 5OH 
Tryp tophanantagonisten und subtrahiert davon die 
Forschungs, Entwicklungs und Marketingkosten.  
Offen ist, ob sich dieses Modell umsetzen lässt  
und die notwendige Akzeptanz bei Versicherern, 
 Pa tienten, Vertrauensärzten und Pharmaindustrie 
finden wird.

Kooperation pharmazeutische Industrie und 
Versicherer
Der Patient soll einen schnellen Zugang zu innova
tiven Medikamenten mit evidenter Wirksamkeit zu 
angemessenen Kosten erhalten. Mit einer Koopera
tion zwischen Versicherern und Pharmafirmen 
kann dieses Ziel erreicht werden. 

Vertragsmodelle wie die von Helsana mit Roche 
und Novartis weisen die Richtung zu einem wettbe
werbsgesteuerten Einsatz innovativer Medikamente. 
Art. 71 a/b KVV ermöglicht dem Versicherer, die Kos
tenvergütung im Verhältnis zum Nutzen zu bestim

men. Diese Modelle ermöglichen einen frühen 
Markteintritt und belohnen primär Innovationen. 

Personalisierte Medizin erfordert  
neue Ansätze
Die zunehmende Entwicklung im Bereich «perso
nalisierte Medizin» verlangt nach neuen Ansätzen 
der Nutzenbewertung und der Kostenvergütung. 
Für die Zukunft braucht es Änderungen bei der 
existierenden Praxis der Regulationen und Zu las
sungen für Medikamente sowie neue Ideen für 
 Anreize, um die evidenzbasierte Vergütung zu for
cieren. Dringend nötig sind verlässliche, in klini
schen Studien erarbeitete Angaben zur Verbesse
rung der Lebensqualität, die sich aus der Verwen
dung dieser Medikamente ergeben kann.

Da es bei der NutzenKostenBewertung nicht 
um rein medizinische, sondern immer auch um 
 normative Fragen geht, ist ein gesellschaftlicher 
Konsens unumgänglich. Ansonsten finden Entschei
dungen mit konkreten NutzenKostenBewertungen 
kaum die notwendige Akzeptanz.
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Abbildung 1

Nutzenbewertung und Kostenvergütung.
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