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Herrn
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des Landes Baden-Wiirttemberg
Schellingstrafe 15

70174 Stuttgart

Hamburg, 4. Februar 2019

GSAV-Entwurf: Gefihrdung der Qualitat und Sicherheit der Himophiliebehandlung!

Sehr geehrter Herr Lucha,

nachdem das Kabinett letzte Woche dem GSAV-Entwurf zugestimmt hat, kann nun der Bundesrat
dazu Stellung nehmen. Als bundesweite Patientenvereinigung der Blutungskranken erfiillt uns dieser
Gesetzesentwurf mit groBer Sorge, da wir gravierende Auswirkungen auf die Qualitdt und die Sicher-
heit der Hamophiliebehandlung beflirchten. Aufgrund der weitreichenden Bedeutung des Gesetzes
fiir die Hamophilen in unserem Land sehen wir es als zwingend erforderlich an, den Entwurf in sei-
ner gegenwdrtigen Form noch einmal griindlich zu iiberdenken und unter Einbeziehung einer Ar-
beitsgruppe aus Vertretern der Patienten, der Arzteschaft und der Kostentriger umfassend zu
{iberarbeiten. Als fiir Gesundheit zustandigen Minister und Mitglied des Gesundheitsausschusses des
Bundesrates bitten wir Sie hierbei um thre Unterstiitzung!

Im Folgenden mdéchten wir lhnen unsere wesentlichen Punkte erldutern.

Im Gesetzesentwurf ist vorgesehen, dass durch eine Anderung des § 47 AMG Gerinnungspriparate
nicht mehr direkt von den Hamophiliezentren an die Patienten abgegeben werden, sondern kiinftig
{iber die 6ffentlichen Apotheken vertrieben werden. Als Folge befiirchten wir:

1. Gefdhrdung der Sicherheit und der Lookback-Verfahren

In Bezug auf die plasmatischen Praparate, die von circa der Hilfte der Patienten angewendet werden,
machen wir uns gréfite Sorgen um die Sicherheit. Fiir diese Praparate besteht zwar eine hohe, aber
keine absolute Infektionssicherheit. Die Ausnahme vom Vertriebsweg fiir Blutprodukte wurde aus
der Historie der HIV-/HCV-Infektionen durch verseuchte Priparate geschaffen. Trotz umfangreicher
SicherheitsmalRnahmen besteht auch heute noch ein, wenngleich geringes, Rest-Infektionsrisikos bei
humanen Blutprodukten. Dies wurde erneut deutlich bei der neuen Variante der Creutzfeldt-Jakob-
Erkrankung, die Giber Blutprodukte libertragen wird. Viele Jahre herrschte Unsicherheit dariiber, ob
auch Gerinnungsfaktoren fiir die Himophliebehandlung davon betroffen sind. Die Sicherheit in der
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Anwendung von aus Blut hergesteliten Produkten erfordert eine qualifizierte Behandlung und ein
liickenloses Monitoring der Patienten durch ein Hamophiliezentrum. Nicht umsonst sind die
Lookback-Verfahren durch das Transfusionsgesetz und Voten des AK Blut im Rahmen der
Pharmakovigilanz festgeschrieben. Der direkte Vertriebsweg ist fester Bestandteil des bestehenden
bewidhrten Sicherheitssystems. Diese SicherheitsmaRnahme aufzugeben ist grob fahrlassig!

2. Gefahrdung der Behandlungsqualitdt durch Schwichung der Himophiliezentren

Hamophilie ist eine lebensbedrohliche seltene Erkrankung, die einer hochspezialisierten Behandiung
bedarf. Diese muss in geeigneten Behandlungszentren (Comprehensive Care Centers) erfolgen. Auch
die Begleiterkrankungen wie HIV und HCV sowie die schweren orthopédischen Folgeschdden lassen
sich ausschlieBlich in Hamophiliezentren addquat behandeln und kiinftige Folgeschdden durch eine
optimierte Prophylaxe weitgehend verhindern. Eine hierfiir notwendige Spezialisierung ist aber nur
zu erreichen, wenn die Struktur der Zentren aufrechterhalten wird, deren Finanzierung sowie die
Aus- und Weiterbildung der Spezialisten sichergestellt ist und — vor allem — die Patienten sich auch
dort behandeln lassen. Es ist zu befiirchten, dass die Patienten nicht mehr ihr Zentrum aufsuchen,
wenn die Versorgung mit Prdparaten auch liber den Hausarzt moglich wird. Dies wird zu einer Aus-
héhlung der umfassenden Betreuung durch spezialisierte Arzte fithren und letztlich auch mit erhebli-
chen Folgekosten einhergehen. Eine im Jahr 2000 in der Zeitschrift ,Blood” verdffentlichte, wissen-
schaftlich hochrangige Studie konnte bei Hamophilie-Patienten, die sich nicht in spezialisierten Zen-
tren behandeln lassen, vermehrte Krankheitsfolgen und eine erhdhte Mortalitdt nachweisen.! Insge-
samt wird die Therapie weniger leitlinien- und evidenzbasiert werden, wenn die Behandlung aufler-
halb von Zentren stattfindet.

Ganz besonders wichtig ist die Expertise erfahrener Spezialisten beim Einsatz der neu auf den Markt
kommenden Nicht-Gerinnungsfaktor-Therapien wie Emicizumab (Hemlibra®, Fa. Roche/Chugai), die
sich erheblich von den herkdmmlichen Faktorpraparaten unterscheiden. Hier liegen noch keine Lang-
zeiterfahrungen vor und es ist unklar, welche Nebenwirkungen und méglicherweise erheblichen
Wechselwirkungen mit anderen Medikamenten auftreten kénnen. Auch in der Behandlung eines
akuten Notfalls oder bei Operationen sind die Wirkmechanismen sehr komplex. Dies zeigt sich daran,
dass im Fall von Emicizumab erstmals im Rahmen einer Zulassungsstudie tiber eine gréRere Zahl von
Todesfdllen bei Hemmkorperpatienten (Stand September 2018: 7 Todesfdlle) berichtet wurde. Zu-
dem wird die Hamophilie in Krankenhdusern und Arztpraxen der Regelversorgung nicht mehr er-
kannt, da sich bei Emicizumab die Gerinnungswerte {insbesondere die aPTT) verdndern und die ha-
mophile Blutungsneigung nur noch mit Spezialtests zu erkennen und zu iiberwachen ist.

In den meisten anderen européischen Lindern stellen aus den o.g. Griinden die Hdmophiliezentren
die Kontrolle (iber den Einsatz und die Abgabe der Priparate sicher. Die World Federation of
Hemophilia (WFH) fordert, dass die Betreuung und Versorgung der Himophilen weltweit ausschlieR-
lich in qualifizierten Behandlungszentren stattfinden soll. Die European Association for Haemophilia
and Allied Disorders (EAHAD) und das European Haemophilia Consortium (EHC) haben erst kiirzlich in
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einer gemeinsamen Erkldrung auf die zentrale Rolle der Comprehensive Care Centers bei der Thera-
pie mit den neuentwickelten Himophilie-Praparaten aufmerksam gemacht.? Das EHC unterstiitzt
unsere Forderung, den Gesetzesentwurf zu Gberarbeiten, mit einem Letter of Support.

3. Gefdhrdung der wissenschaftlichen Forschung sowie der Aus- und Weiterbildung

Es ist eine Schwichung der wissenschaftlichen Mdglichkeiten der Zentren zu befiirchten, wenn nicht
mehr das gesamte Patientenspektrum an ein Zentrum gebunden ist. Insbesondere bei ,Rare-
Diseases” ist eine Biindelung der Patienten jedoch die Grundvoraussetzung fir wissenschaftliches
Arbeiten. Es ist daher nicht abzusehen, wie kiinftig noch Anwendungsbeobachtungen / Postzulas-
sungsstudien durchgefiihrt werden kénnen.

Um die Qualitat eines Hamophiliezentrums nachhaltig zu sichern, sind Aus- und Weiterbildungsmaog-
lichkeiten essentiell. Auch hierfiir ist es wichtig, dass weiterhin eine starke Bindung der Patienten an
die Zentren erhalten bleibt.

4. Gefdahrdung der Sicherstellung der Dokumentation

Die im Transfusionsgesetz (§ 14 und § 21) vorgeschriebene umfassende Dokumentationspflicht
kann in Zukunft nicht mehr erfiilit werden, weil méglicherweise verschiedene Arzte an der Behand-
lung und Verordnung beteiligt sein werden. Somit steht das GSAV im Widerspruch zum gerade erst
iberarbeiteten Transfusionsgesetz. Zusdtzlich ist die Riickverfolgbarkeit — eigentlich Sinn und Zweck
der Dokumentationspflicht durch das Transfusionsgesetz, auch bei rekombinanten Produkten — ge-
fahrdet.

Die Meldungen an das Deutsche Himophilieregister (DHR) werden erschwert, wenn weniger Patien-
ten in einem H@mophiliezentrum behandelt werden und den Arzten somit die notwendigen Informa-
tionen fehlen. Das DHR, dessen Rolle erst im letzten Jahr durch das ,Gesetz zur Fortschreibung von
Vorschriften fiir Blut- und Gewebezubereitungen und zur Anderung anderer Vorschriften" bewusst
gestarkt wurde, wird bedeutungslos werden. Die Transparenz und die Qualitdtskontrolle der
Hamophiliebehandlung gehen entsprechend verloren.

5. Gefdahrdung der Wirtschaftlichkeit der Therapie

Die Regelung, Gerinnungsfaktoren direkt Giber die Himophiliezentren abzugeben, wurde nicht zuletzt
aus Griinden der Kostenreduktion eingefiihrt, da der Abgabeweg liber die Zentren wirtschaftlicher
ist als Gber die Apotheken. Dies wurde so auch im Urteil des Bundessozialgerichts (BSG) aus dem
Jahr 2015 bestédtigt. Hier wurde hochstrichterlich entschieden, dass bei der Verordnung von Gerin-
nungsfaktoren aus Wirtschaftlichkeitsgriinden (§ 12 SGB V) ein Bezug Gber Apotheken zu unterlassen
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ist. Die geplante Neuregelung des § 47 AMG wire somit eine unwirtschaftliche MaRnahme und
kdnnte langfristig die Finanzierbarkeit der ohnehin kostenintensiven Therapie erheblich belasten.

Wir sind fassungslos dariiber, mit welcher Leichtfertigkeit das BMG die Sicherheit und Qualitat der
Hamophiliebehandlung anderen Gesichtspunkten unterordnet und damit aufs Spiel setzt. Zwar hal-
ten auch wir die Intention des Ministeriums, die Transparenz bei der Verordnung und Abgabe der
Hamophilie-Praparate zu verbessern, selbstverstandlich fiir gut und wichtig. Um einer vermuteten
finanziellen Verflechtung die Grundlage zu entziehen, wire es jedoch weit effektiver, flichendeckend
Versorgungsvertrage abzuschlieBen — unter Beibehaltung des Direktvertriebs.

Die Kette ,Patient kontaktiert Arzt im Hamophiliezentrum — Arzt stellt Indikation zur Behandlung —
Arzt legt Praparatetyp (ggf. auch Charge) und -dosis fest — Arzt rezeptiert und gibt Préparat aus — Arzt
Uiberpriift Behandlungserfolg und Nebenwirkungen — Arzt stellt Dokumentation durch Patienten si-
cher” ist bei Abgabe der Gerinnungspraparate durch das Hamophiliezentrum jederzeit gewahrleistet.
Diese Kette bietet eine hohe Sicherheit sowie Qualitdt der Behandlung fiir die Patienten und ist zu-
dem hocheffizient und wirtschaftlich. Sie zu durchbrechen und damit ein wirkungsvolles und bewé&hr-
tes Konstrukt leichtfertig aufzugeben, halten wir fir unverantwortlich.

Alle von uns aufgezeigten Punkte miissen griindlich durchdacht werden, bevor ein neues Gesetz —
mit ggf. fatalen Auswirkungen fiir die Betroffenen — Fakten schafft. Nur so kann eine gesteigerte
Transparenz unter gleichzeitiger Beibehaltung der Behandlungsqualitit und deren kiinftiger Fort-
entwicklung erreicht werden.

Wir mochten Sie daher eindringlich bitten, sich innerhalb des Bundesrates dafiir einzusetzen, dass in
dessen Stellungnahme zum GSAV-Entwurf unsere Bedenken Eingang finden und eine umfassende
Uberarbeitung des Gesetzesentwurfes in Bezug auf die Himophilie unter Einbeziehung einer ent-
sprechenden Arbeitsgruppe gefordert wird.

Wir wéren thnen dankbar, wenn wir unser Anliegen in einem kurzfristigen Telefonat personlich mit
thnen besprechen kénnten und freuen uns iiber Terminvorschlage.

Mit freundlichen GriiRen

Dr. Stefanie Oestreicher
Vorsitzende des Vorstands



