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

Die Deutsche Hamophiliegesellschaft e.V. (DHG) als bundesweite Patientenvereinigung der
Blutungskranken befiirchtet, dass das GSAV gravierende Auswirkungen auf die Sicherheit und die
Qualitat der Hamophiliebehandlung haben wird. Aufgrund der weitreichenden Bedeutung des
Gesetzes fiir die Hdmophilen in unserem Land sehen wir es als zwingend erforderlich an, dass der
Entwurf in seiner gegenwartigen Form noch einmal griindlich {iberarbeitet wird.

Im Gesetzesentwurf ist vorgesehen, dass durch eine Anderung des § 47 AMG Gerinnungspraparate
nicht mehr direkt von den Hamophiliezentren an die Patienten abgegeben werden, sondern kiinftig
Uber die o6ffentlichen Apotheken vertrieben werden. Als Folge beflirchten wir:

1. Gefahrdung der Sicherheit und der Lookback-Verfahren

In Bezug auf die plasmatischen Prdparate, die von circa der Halfte der Patienten angewendet
werden, machen wir uns groRte Sorgen um die Sicherheit. Fiir diese Praparate besteht zwar eine
hohe, aber keine absolute Infektionssicherheit. Die Ausnahme vom Vertriebsweg flir Blutprodukte
wurde aus der Historie der HIV-/HCV-Infektionen durch verseuchte Prdparate geschaffen. Trotz
umfangreicher SicherheitsmaBnahmen besteht auch heute noch ein, wenngleich geringes, Rest-
Infektionsrisikos bei humanen Blutprodukten. Dies wurde erneut deutlich bei der neuen Variante der
Creutzfeldt-Jakob-Erkrankung (vCID), die nach heutigen Erkenntnissen auch Gber Blutprodukte
Ubertragen werden kann. Die Sicherheit in der Anwendung von aus Blut hergestellten 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 bewdhrten Sicherheitssystems. Diese SicherheitsmaBnahme
aufzugeben ist grob fahrlassig!

2. Gefdhrdung der Behandlungsqualitdt durch Schwéachung der Hamophiliezentren

Hamophilie ist eine lebensbedrohliche seltene Erkrankung, die einer hochspezialisierten Behandlung
bedarf. Diese muss in geeigneten Behandlungszentren (Comprehensive Care Centers) erfolgen. Auch
die Begleiterkrankungen wie HIV und HCV sowie die schweren orthopéadischen Folgeschdden lassen
sich ausschlieflich in Himophiliezentren addquat behandeln und kiinftige Folgeschdaden 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 beflrchten, dass die Patienten nicht mehr ihr Zentrum aufsuchen,
wenn die Versorgung mit Praparaten auch Uber den Hausarzt moglich wird. Dies wird zu einer
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Aushéhlung der umfassenden Betreuung durch spezialisierte Arzte fiihren und letztlich auch mit
erheblichen Folgekosten einhergehen. Eine im Jahr 2000 in der Zeitschrift ,Blood” veroffentlichte,
wissenschaftlich hochrangige Studie konnte bei Himophilie-Patienten, die sich nicht in spezialisierten
Zentren behandeln lassen, vermehrte Krankheitsfolgen und eine erhohte Mortalitit nachweisen.’
Insgesamt wird die Therapie weniger leitlinien- und evidenzbasiert werden, wenn die Behandlung
aulBerhalb 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
Langzeiterfahrungen vor und es ist unklar, welche Nebenwirkungen und mdéglicherweise erheblichen
Wechselwirkungen mit anderen Medikamenten auftreten kénnen. Auch in der Behandlung eines
akuten Notfalls oder bei Operationen sind die Wirkmechanismen sehr komplex. Zudem wird die
Hamophilie in Krankenhdusern und Arztpraxen der Regelversorgung nicht mehr erkannt, da sich bei
Emicizumab die Gerinnungswerte (insbesondere die aPTT) verandern und die hamophile
Blutungsneigung nur noch mit Spezialtests zu erkennen und zu Gberwachen ist.

In den meisten europadischen Liandern stellen aus den o.g. Griinden die Hamophiliezentren die
Kontrolle Gber den Einsatz und die Abgabe der Praparate sicher. Die World Federation of Hemophilia
(WFH) fordert, dass die Betreuung und Versorgung der Hamophilen weltweit ausschlieflich in
qualifizierten Behandlungszentren stattfinden soll. Die European 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.’ Das EHC
unterstltzt unsere Forderung, den Gesetzesentwurf zu Gberarbeiten, mit einem Letter of Support.
Aus einigen Landern, in denen die Abgabe der Prdparate Uber Apotheken erfolgt, wurde uns von
Schwierigkeiten berichtet, eine enge Bindung zwischen Patient und Zentrum aufrechtzuerhalten —
ganz besonders bei Jugendlichen und jungen Erwachsenen. Hier gilt zu beachten, dass schon nach
kurzer Zeit, in der keine addquate Behandlung durch einen spezialisierten Arzt stattfindet,
irreversible Schadigungen eingetreten sein kénnen.

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 fiir wissenschaftliches

1 SOUCIE et al: “Mortality among males with hemophilia: relations with source of medical care”, in BLOOD, 15 JULY 2000, S.
437-442.

2 http://eahad.org/eahad-ehc-joint-statement-on-promoting-central-role-of-haemophilia-comprehensive-care-centres-in-
the-treatment-of-haemophilia-and-rare-bleeding-disorders-using-novel-non-replacement-therapies

2



00

m zur Bekampfung von Blutungskrankheiten e.V.

Arbeiten. Es ist daher nicht abzusehen, wie kiinftig noch Anwendungsbeobachtungen /

Postzulassungsstudien durchgefiihrt werden kénnen.

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

4. Gefdhrdung der Sicherstellung der Dokumentation

Die im Transfusionsgesetz (§ 14 und § 21) vorgeschriebene umfassende Dokumentationspflicht
kann in Zukunft nicht mehr erfillt werden, weil moglicherweise verschiedene Arzte an der
Behandlung und Verordnung beteiligt sein werden und von den Apotheken keine Meldung an den
rezeptierenden Arzt iber die Abgabe des Praparates an den Patienten (Menge, Chargennummer)
erfolgt. Somit steht das GSAV im Widerspruch zum gerade erst {iberarbeiteten Transfusionsgesetz.
Zusatzlich ist die Riickverfolgbarkeit — eigentlich Sinn und Zweck der Dokumentationspflicht durch
das Transfusionsgesetz, auch bei rekombinanten Produkten — gefahrdet.

Die Meldungen an das Deutsche Hamophilieregister (DHR) werden erschwert, wenn weniger
Patienten in einem Hamophiliezentrum behandelt werden und den Arzten somit die notwendigen
Informationen 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
Qualitatskontrolle der Himophiliebehandlung gehen entsprechend verloren.

5. Gefdhrdung der Wirtschaftlichkeit der Therapie

Die Regelung, Gerinnungsfaktoren direkt tGber die Hdmophiliezentren abzugeben, wurde nicht zuletzt
aus Griinden der Kostenreduktion eingefiihrt, da der Abgabeweg liber die Zentren wirtschaftlicher
ist als tUber die Apotheken. Dies wurde so auch im Urteil des Bundessozialgerichts (BSG) aus dem
Jahr 2015 bestéatigt. Hier wurde hochstrichterlich entschieden, dass bei der Verordnung von
Gerinnungsfaktoren aus Wirtschaftlichkeitsgriinden (§ 12 SGB V) ein Bezug Ulber Apotheken zu
unterlassen ist. Die geplante Neuregelung des § 47 AMG wiadre somit eine unwirtschaftliche
Malnahme und koénnte langfristig die Finanzierbarkeit der ohnehin kostenintensiven Therapie
erheblich belasten.

Zwar halten auch wir die Intention des Ministeriums, die Transparenz bei der Verordnung und
Abgabe der Himophilie-Praparate zu verbessern, selbstverstandlich fiir gut und wichtig. Um einer
vermuteten finanziellen Verflechtung die Grundlage zu entziehen, ware es jedoch weit effektiver,
flichendeckend Versorgungsvertrage abzuschliefen — unter Beibehaltung des Direktvertriebs.
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Der Bundesrat ist in seiner Stellungnahme zum GSAV unserer Argumentationslinie gefolgt und
bittet darum, die ,Neuregelung im weiteren Gesetzgebungsverfahren zu lberprifen." Weiter heifdt
es dort: ,Die geplante Anderung des Vertriebswegs hitte eine erhebliche Schwéchung der
Zentrumsversorgung zur Folge, weil die enge Bindung zwischen Zentrum und Patient durchbrochen
wirde.”

Wir sind der Meinung, dass alle oben genannten Punkte grindlich durchdacht werden miissen, bevor
ein neues Gesetz — mit ggf. fatalen Auswirkungen fiir die Betroffenen — Fakten schafft. Nur so kann
eine gesteigerte Transparenz unter gleichzeitiger Beibehaltung der Behandlungsqualitdt und deren
kiinftiger Fortentwicklung erreicht werden.

Essentielle Grundvoraussetzungen hierfiir sind:

1. Sicherstellung, dass die Behandlung der Himophilen weiterhin ausschlieBlich in der Hand
hiamostaseologisch qualifizierter Arzte verbleibt

2. Gewabhrleistung einer liickenlosen Dokumentation sowie eines liickenloses Monitorings
durch den behandelnden Arzt.

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 Praparat aus — Arzt
Uberprift Behandlungserfolg und Nebenwirkungen — Arzt stellt Dokumentation durch Patienten
sicher” ist bei Abgabe der Gerinnungsprdparate durch das Hamophiliezentrum jederzeit
gewahrleistet. Diese Kette bietet eine hohe Sicherheit sowie Qualitdt der Behandlung fir die
Patienten und ist zudem hocheffizient und wirtschaftlich. Sie zu durchbrechen und damit ein
wirkungsvolles und bewahrtes Konstrukt leichtfertig aufzugeben, halten wir fiir unverantwortlich.

Hamburg, 4. April 2019

Dr. Stefanie Oestreicher
Vorsitzende des Vorstands

Anlage:
Schreiben des Europaischen Hamophiliekonsortiums (EHC)
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