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Stellungnahme der Deutschen Hamophiliegesellschaft
zum Entwurf eines Gesetzes fiir mehr Sicherheit in der Arzneimittelversorgung (GSAV)

Mit der vorliegenden Stellungnahme zum Entwurf des GSAV bringen wir als bundesweite Pati-
entenvereinigung der Blutungskranken unsere schwerwiegenden Bedenken zum Ausdruck. In
seiner aktuellen Fassung beurteilen wir den Entwurf in Bezug auf die Hamophilie als unausge-
reift und in sich nicht schliissig. Durch die Anderung des § 47 AMG befiirchten wir fiir die Pati-
enten gravierende Auswirkungen auf die Qualitdt und die Sicherheit der
Hamophiliebehandlung.

1. Gefahrdung der Behandlungsqualitat durch Schwachung der Himophiliezentren

Hamophilie ist eine lebensbedrohliche seltene Erkrankung, die einer hochspezialisierten Be-
handlung bedarf. Diese muss in geeigneten Behandlungszentren (Comprehensive Care Cen-
ters) erfolgen. Auch die Begleiterkrankungen wie HIV und HCV sowie die schweren orthopadi-
schen Folgeschaden lassen sich ausschlieflich in Hamophiliezentren adaquat behandeln und
kiinftige Folgeschaden durch eine optimierte Prophylaxe weitgehend verhindern. Eine hierfir
notwendige Spezialisierung ist aber nur zu erreichen, wenn die Struktur der Zentren aufrecht-
erhalten wird, deren Finanzierung sowie die Aus- und Weiterbildung der Spezialisten sicherge-
stellt ist und — vor allem — die Patienten sich auch dort behandeln lassen. Es ist zu beflirchten,
dass die Patienten nicht mehr ihr Zentrum aufsuchen, wenn die Versorgung mit Prdparaten
auch Uber den Hausarzt moglich wird. Dies wird zu einer Aushdhlung der umfassenden Betreu-
ung durch spezialisierte Arzte fiihren und letztlich auch mit erheblichen Folgekosten einherge-
hen. Eine im Jahr 2000 in der Zeitschrift ,,Blood” veroffentlichte, wissenschaftlich hochrangige
Studie konnte bei Hamophilie-Patienten, die sich nicht in spezialisierten Zentren behandeln las-
sen, vermehrte Krankheitsfolgen und eine erhéhte Mortalitat nachweisen.® Insgesamt wird die
Therapie weniger leitlinien- und evidenzbasiert werden, wenn die Behandlung aufRerhalb 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. Ro-
che/Chugai), die sich erheblich von den herkommlichen Faktorprdparaten unterscheiden.

Hier liegen noch keine Langzeiterfahrungen vor und es ist unklar, welche Nebenwirkungen und
moglicherweise 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 Zu-
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lassungsstudie Gber eine groRere Zahl von Todesféllen bei Hemmkorperpatienten (Stand Sep-
tember 2018: 7 Todesfédlle) berichtet wurde. Zudem wird die Hamophilie in Krankenhdusern
und Arztpraxen der Regelversorgung nicht mehr erkannt, da sich bei Emicizumab die Gerin-
nungswerte (insbesondere die aPTT) verandern und die hamophile Blutungsneigung nur noch
mit Spezialtests zu erkennen und zu tiberwachen ist.

In den meisten anderen europdischen Lindern stellen aus den o.g. Griinden die
Hamophiliezentren die Kontrolle iber den Einsatz und die Abgabe der Praparate sicher. Die
World Federation of Hemophilia (WFH) fordert, dass die Betreuung und Versorgung der Himo-
philen weltweit ausschlieRlich in qualifizierten Behandlungszentren stattfinden soll. Die Euro-
pean Association for Haemophilia and Allied Disorders (EAHAD) und das European Haemophilia
Consortium (EHC) haben erst kirzlich in einer gemeinsamen Erklarung auf die zentrale Rolle
der Comprehensive Care Centers bei der Therapie mit den neuentwickelten Hamophilie-
Praparaten aufmerksam gemacht.2 Das EHC unterstlitzt unsere Forderung, den Referenten-
entwurf zu Uberarbeiten, mit einem dieser Stellungnahme beigefligten Letter of Support.

Es ist davon auszugehen, dass es der Wunsch vieler Patienten ist, ihre Praparate weiterhin di-
rekt Gber ihren behandelnden Hamophilie-Arzt zu beziehen. Wenn in den Hamophiliezentren
nur noch plasmatische Produkte abgegeben werden diirfen, ist eine vermehrte Riickkehr zu
plasmatischen Produkten zu erwarten. Im Bereich der plasmatischen Produkte finden aller-
dings keine Weiterentwicklungen statt, so dass unter diesen Umstianden die Patienten nicht
von medizinischen Fortschritten profitieren wiirden.

2. Gefdhrdung der Akut- und Notfallversorgung

Die Akutversorgung im Falle von Spontanblutungen sowie die Notfallversorgung bei schweren,
mitunter lebensbedrohlichen Blutungen muss sichergestellt sein. Himophiliezentren haben
diesbezlglich gut funktionierende Konzepte entwickelt, die mit der Gesetzesanderung zer-
schlagen wirden. Es ist duBerst fraglich, ob und wie Apotheken einen ausreichenden Vorrat
der teuren Hamophilie-Praparate und eine 24-Stunden-Erreichbarkeit an 365 Tagen im Jahr
gewadhrleisten konnen. Denn bei den hohen Preisen der Praparate, die nur eine begrenzte
Haltbarkeit aufweisen, werden Apotheken kein Notfalldepot vorhalten kénnen, schon gar
nicht flir die gesamte Palette aller Praparate.

Eine Ad-hoc-Versorgung kann so nicht funktionieren. Die Patienten werden daher deutlich lan-
ger auf eine adaquate Notfallversorgung warten missen, was fatale Folgen haben kann. Au-
Rerdem werden die Patienten in den meisten Fallen nicht mehr das fiir sie am besten geeigne-
te Praparat erhalten, sondern ein beliebiges anderes, das gerade verfligbar ist. Ein
Praparatewechsel kann jedoch vor allem bei Kindern moéglicherweise das Risiko einer Hemm-
korperentwicklung erhéhen, mit dramatischen Auswirkungen auf Lebensqualitdat, Morbiditat
und Mortalitat.

Es ist zu beflirchten, dass bei der Notfallversorgung in den Hamophiliezentren kiinftig mehr-
heitlich plasmatische Produkte zum Einsatz kommen werden, da diese durch die Zentren im Di-
rektvertrieb abgegeben werden kénnen. Bei Patienten, die zuvor ausschlieRlich mit rekombi-
nanten Pradparaten behandelt wurden, ist dies nicht zu verantworten (Generierung einer
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»,Plasmanarbe®).

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

Es ist eine Schwachung der wissenschaftlichen Moglichkeiten der Zentren zu befiirchten,
wenn nicht mehr das gesamte Patientenspektrum an ein Zentrum gebunden ist. Insbesondere
bei ,Rare-Diseases” ist eine Blindelung der Patienten jedoch die Grundvoraussetzung flir wis-
senschaftliches Arbeiten. Es ist daher nicht abzusehen, wie kiinftig noch Anwendungsbeobach-
tungen / Postzulassungsstudien durchgefiihrt werden kdénnen.

Um die Qualitat eines Hamophiliezentrums nachhaltig zu sichern, sind Aus- und Weiterbil-
dungsméglichkeiten essentiell. Auch hierfir 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 Dokumentations-
pflicht kann in Zukunft nicht mehr erfiillt werden, weil méglicherweise verschiedene Arzte an
der Behandlung und Verordnung beteiligt sein werden. Somit steht das GSAV im Widerspruch
zum gerade erst liberarbeiteten Transfusionsgesetz. Zusatzlich ist die Riickverfolgbarkeit — ei-
gentlich Sinn und Zweck der Dokumentationspflicht durch das Transfusionsgesetz, auch bei re-
kombinanten Produkten — gefahrdet.

Die Meldungen an das Deutsche Hamophilieregister (DHR) werden erschwert, wenn weniger
Patienten in einem Hamophiliezentrum behandelt werden und den Arzten somit die notwendi-
gen Informationen fehlen. Das DHR, dessen Rolle erst im letzten Jahr durch das ,Gesetz zur
Fortschreibung von Vorschriften fiir Blut- und Gewebezubereitungen und zur Anderung ande-
rer Vorschriften" bewusst gestarkt wurde, wird bedeutungslos werden. Die Transparenz und
die Qualitatskontrolle der Hamophiliebehandlung gehen entsprechend verloren.

5. Gefahrdung der Wirtschaftlichkeit der Therapie

Bei Apothekenbezug werden die Kosten deutlich héher liegen als bei der Direkt-Abgabe durch
das Hamophiliezentrum. Hierbei verweisen wir auch auf die Stellungnahmen der Kostentrager.

Die Regelung, Gerinnungsfaktoren direkt iber die Himophiliezentren abzugeben, wurde nicht
zuletzt aus Griinden der Kostenreduktion eingefiihrt, da der Abgabeweg iiber die Zentren
wirtschaftlicher ist als Gber die Apotheken.

Dies wurde so auch im Urteil des Bundessozialgerichts (BSG) aus dem Jahr 2015 bestatigt. Hier
wurde héchstrichterlich entschieden, dass Arzte bei der Verordnung von Gerinnungsfaktoren
aus Wirtschaftlichkeitsgriinden (§ 12 SGB V) die Apotheken umgehen miussen. Die geplante
Neuregelung des § 47 AMG ware somit eine unwirtschaftliche MaBnahme und kénnte langfris-
tig die Finanzierbarkeit der ohnehin kostenintensiven Therapie erheblich belasten.

Alle von uns aufgezeigten Punkte mussen grindlich durchdacht werden, bevor ein neues Ge-
setz — mit ggf. fatalen Auswirkungen fir die Betroffenen — Fakten schafft.



Die Intention des BMG, die Transparenz bei der Verordnung und Abgabe der Hamophilie-
Praparate zu verbessern, kann durch den vorliegenden Gesetzesentwurf nur sehr bedingt er-
reicht werden, da plasmatische Produkte weiterhin im Direktvertrieb verbleiben sollen. Dies
betrifft fast die Halfte aller genutzten Praparate in Deutschland. Um einer vermuteten finanzi-
ellen Verflechtung die Grundlage zu entziehen, ware es weit effektiver, flaichendeckend Ver-
sorgungsvertrage auszubauen — unter Beibehaltung des Direktvertriebs fir alle gegenwartigen
und zuklinftigen Praparate.

Die Kette , Patient kontaktiert Arzt im Hamophiliezentrum — Arzt stellt Indikation zur Behand-
lung — Arzt legt Praparatetyp (ggf. auch Charge) und -dosis fest — Arzt rezeptiert und gibt Prapa-
rat aus — Arzt Uberprift Behandlungserfolg und Nebenwirkungen — Arzt stellt Dokumentation
durch Patienten sicher” ist bei Abgabe der Gerinnungspraparate durch das Hamophiliezentrum
jederzeit gewahrleistet. Diese Kette bietet eine hohe Sicherheit sowie Qualitat der Behandlung
fur die Patienten und ist zudem hocheffizient und wirtschaftlich. Sie zu durchbrechen und da-
mit ein wirkungsvolles und bewahrtes Konstrukt leichtfertig aufzugeben, halten wir fiir unver-
antwortlich.

Wir sehen es daher im Sinne der Patienten mit Gerinnungsstérungen als zwingend erforder-
lich an, den Entwurf in seiner gegenwartigen Form unter Einbeziehung einer Arbeitsgruppe
aus Vertretern der Patienten, der Arzteschaft und der Kostentridger umfassend zu iiberarbei-
ten, um eine gesteigerte Transparenz unter gleichzeitiger Beibehaltung der Behandlungsqua-
litdt und deren kiinftiger Fortentwicklung zu erreichen.

Hamburg, 13. Dezember 2018

Dr. Stefanie Oestreicher
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Anlage: Schreiben des Europaischen Hamophiliekonsortiums (EHC)



