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Forum Seltene Erkrankungen — InFUSION
- Sonderfall Biotherapeutika ?! -

Rund vier Millionen Menschen in Deutschland leiden an einer chronischen seltenen
Erkrankung. Eine Erkrankung ist als selten definiert, wenn weniger als 5 von 10.000
Menschen von ihr betroffen sind. Von den derzeit 30.000 bekannten Krankheiten wer-
den etwa 7.000 bis 8.000 als selten eingestuft. Trotz der kleinen Patientenzahlen pro
Erkrankung kénnen die Auswirkungen von seltenen Erkrankungen nicht nur fir Pati-
enten und deren Familien, sondern auch fir die Gesellschatft tiefgreifend sein. Seltene
Erkrankungen stellen daher besondere Herausforderungen an alle Akteure im Ge-
sundheitswesen.

Ein Sonderfall seltener Erkrankungen sind solche, die mit Biotherapeutika behandelt
werden. Dazu zahlen unter anderem Defekte des Immunsystems, Autoimmunstérun-
gen oder chronisch entziindliche Erkrankungen des Nervensystems. Fir die Therapie
dieser Erkrankungen sind proteinbasierte Medikamente aus Blutplasma lebensnot-
wendig. Der Einzigartigkeit des Rohstoffs Plasma als Ausgangsstoff zur Herstellung
lebenswichtiger Arzneimittel ist daher besonders Rechnung zu tragen.

In den Beratungen einer Expertengruppe” zu gegenwartigen Herausforderungen fir
Plasmaprotein-Therapeutika im deutschen Gesundheitssystem wurden vielfaltige The-
men von Forschung und Produktion tber Diagnose und Therapie bis hin zum Arznei-
mittel- und Sozialrecht angesprochen. Als drei fur zukinftige politische Weichenstel-
lungen zentrale Bereiche wurden

e die Konzentration auf seltene Erkrankungen,
e die Forderung der Plasmaspende und
e die Uberpriifung des derzeitigen Vertragssystems im Arzneimittelbereich

identifiziert.

Entsprechend sind nachstehend drei Thesen formuliert, die mit der Expertengruppe
abgestimmt und am 6. November 2018 in Berlin auf der Veranstaltung
InFusion ,Forum Seltene Erkrankungen - Sonderfall Biotherapeutika?!" diskutiert wur-
den.

Dr. med. J6rg Bétzing (Leiter Fachbereich V / Regionalisierte Versorgungsanalysen & Versorgungsatlas, Zentralinstitut fur die
kassenarztliche Versorgung in Deutschland), Dr. jur. Rainer Hess (Rechtsanwalt, ehem. Unparteiischer Vorsitzender des
Gemeinsamen Bundesausschuss), Prof. Dr. h. c. Herbert Rebscher (I|G|V RESEARCH - Institut fur Gesundheitstkonomie
und Versorgungsforschung, ehem. Vorstandsvorsitzender der DAK-Gesundheit), Dr. med. Harald Terpe (Arzt, ehem. MdB)
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Thesenpapier

These 1:

Diagnosefindung und arztliche Betreuung sind die gréf3ten Herausforderungen bei der
Versorgung von Menschen mit seltenen Krankheiten. Sie stellen die Akteure im Ge-
sundheitssystem aus strukturellen, medizinischen und 6konomischen Grinden vor be-
sondere Anforderungen. Die Bekdmpfung seltener Erkrankungen muss mehr denn je
ein prioritares Gesundheitsziel sein.

e Der Mitte 2013 vorgelegte Aktionsplan des Nationalen Aktionsbindnisses fur
Menschen mit Seltenen Erkrankungen (NAMSE) muss weiter umgesetzt wer-
den. Vor diesem Hintergrund ist zu begrufRen, dass die Geschaftsstelle des
NAMSE ab dem 1. Dezember diesen Jahres weiterhin aus Projektmitteln des
BMG finanziert wird. Gleichwohl sollten alternative Finanzierungsoptionen ge-
pruft werden, um die Arbeit von NAMSE langfristig zum Wohl der Versorgung
von Patienten mit Seltenen Erkrankungen zu sichern.

e Spiegelbildlich zu der nur geringen Anzahl von Patienten in der Mehrzahl selte-
ner Indikationen gibt es in der Regel nur wenige medizinische Experten zu de-
ren Behandlung. Daher muss in Deutschland die Bildung von entsprechenden
Fachzentren weiter gefordert werden. Darliber hinaus ist die Zusammenarbeit
auf europaischer Ebene (European Reference Networks) auszubauen. Fr die
klinische, patientenorientierte Erforschung seltener Erkrankungen ist es beson-
ders wichtig, in vernetzten Uberregionalen oder internationalen Strukturen zu
arbeiten.

e Viel zu viele von einer seltenen Erkrankung Betroffene haben angesichts einer
erst spaten Diagnose bereits einen langen Leidensweg hinter sich, bis eine ada-
guate Therapie eingeleitet wird. Daher muss die friihzeitige Diagnhose seltener
Erkrankungen in allen Fachgebieten der vertragsarztlichen Versorgung verbes-
sert werden, indem Warnhinweise rechtzeitig erkannt werden und sich klare Di-
agnosepfade unter Einschluss labormedizinischer Untersuchungen anschlie-
Ren.

e Die Kooperation spezialisierter Fachzentren mit bestehenden ambulanten Ver-
sorgungsstrukturen in der Flache ist im Interesse einer optimalen Patientenver-
sorgung in beide Richtungen zu starken.
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Aber auch nach der eindeutigen Diagnose einer seltenen Erkrankung entstehen
bei den Patienten noch h&aufig Unklarheiten tber adaquate Behandlungs- und
Versorgungsmaglichkeiten. Daher muss die Information der Patienten tber ihre
Erkrankung und ihre Beteiligung an den weitergehenden Therapieentscheidun-
gen intensiviert werden.

Gerade in unserem komplexen Gesundheitswesen, das durch eine Vielzahl von
Akteuren, Verantwortlichkeiten und Regelungen gepragt ist, kann die Definition
von Gesundheitszielen zu einer angemessenen Qualitdt und einem wirtschaft-
lichen Ressourceneinsatz beitragen. Gesundheitsziele sind auch von Bedeu-
tung, um Prioritaten und langfristige Perspektiven zu entwickeln sowie Sektor
Ubergreifende Handlungsfelder zu definieren und zu vernetzen.

These 2:

Blut und Blutplasma sind knappe und wertvolle Ressourcen. Es muss ein gesellschaft-
liches Bewusstsein gefordert werden, damit sich die Spendenbereitschaft nachhaltig
erhoht. Absender einer entsprechenden Kampagne kdnnte die BZgA sein.

Blut ist lokal — Plasma ist global: Die naturlichen Wirkstoffe im Blutplasma, wie
Immunglobuline oder Proteine, die u. a. fur die Blutgerinnung verantwortlich
sind, werden zur Herstellung von Arzneimitteln durch die sog. Fraktionierung
verwendet. Diese Arzneimittel werden gezielt in der Therapie eingesetzt und
sind weltweit verfugbar. Daher ist eine Differenzierung zwischen Blut zur Trans-
fusion und Plasma zur Fraktionierung erforderlich. Vollblut besteht zu 55 Pro-
zent aus Plasma; daraus lassen sich acht Prozent Proteine gewinnen, von de-
nen sind wiederum nur 16 Prozent Immunglobuline. Mit Immunglobulinen wer-
den angeborene Defekte des Immunsystems, Autoimmunstérungen oder chro-
nisch entzindliche Erkrankungen des Nervensystems behandelt.

Die Welt braucht mehr Plasma: 73 Prozent aller Plasmaspenden stammen aus
den USA (bei einem Anteil von funf Prozent an der Weltbevélkerung), 17 Pro-
zent aus Asien (bei einem Anteil von 61 Prozent an der Weltbevdélkerung) und
nur neun Prozent aus Europa (bei einem Anteil von zehn Prozent an der Welt-
bevdlkerung). Hier ware ein erhdhter Anteil Europas wiinschenswert.
Plasmapraparate sind hochkomplexe biologische Arzneimittel, die nicht synthe-
tisch hergestellt werden kénnen, sondern ausschlie3lich aus freiwilligen Spen-
den gewonnen werden. Das deutsche System mit offentlichen und privaten
Plasmaspende-Einrichtungen hat sich bewahrt; es muss erhalten und gestarkt
werden
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e Aufgrund verbesserter Diagnoseraten und zuséatzlicher therapeutischer Innova-
tionen wird der Bedarf an Plasma weiter steigen. Parallel dazu sinkt aufgrund
der demographischen Entwicklung der Kreis der potentiellen Spender.

These 3:

Plasmaprotein-Therapeutika sind keine Generika - sie sollten nicht untereinander aus-
getauscht werden, da sie jeweils ein einzigartiges biochemisches Profil aufweisen. Zu-
dem unterscheidet sich die Produktion von Medikamenten aus Plasmaproteinen von
chemischen Pharmazeutika und anderen Biologika durch wesentlich langere Herstel-
lungsprozesse und deutlich hohere direkte Herstellungskosten. Das regulatorische
Umfeld im Arzneimittelbereich tragt diesen Besonderheiten nicht ausreichend Rech-
nung. Das derzeitige Vertragssystem kann die Therapie- und Versorgungssicherheit
durch eingeschrankte Marktzugange gefahrden und muss tberprtft werden.

e Die Gesundheitspolitik berticksichtigt in vielfacher Weise die besonderen Be-
dingungen und Bedurfnisse von Menschen mit seltenen Erkrankungen. Diese
Regelungen missen angemessen von der Gemeinsamen Selbstverwaltung
umgesetzt werden.

e Lebenswichtige Arzneimittel gegen seltene Erkrankungen, wie z. B. Plasmapro-
tein-Therapeutika, sollten von Rabattvertragen ausgenommen werden.

e Ausschreibungen von Krankenkassen und Einkaufsgemeinschaften sollten
stets konsequente Mehrfachvergaben mit definierten Liefermengen zur Vermei-
dung von Lieferausfallen vorsehen.
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