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Hintergrund

Mit der CAR-T-Zelltherapie - die unter die sogenannten Arzneimittel flir neuartige The-
rapien (ATMP) fallt - haben zwei Pharmaunternehmen eine neuartige Krebsimmunthera-
pie entwickelt. Seit August 2018 sind die Praparate in Deutschland fiir die Behandlung
von Patienten, bei denen herkdmmliche Therapieoptionen ausgeschopft sind, als Dritt-
linientherapie fir aggressive Varianten von Leukdamie (,Blutkrebs”) und Lymphomen
(,Lymphdrisenkrebs®) zugelassen. Die Kosten der reinen Zelltherapie liegen bei ca.
320.000 Euro ohne Mehrwertsteuer pro Patient. In den nachsten Jahren sind weitere
Therapieverfahren zu erwarten, verbunden mit jeweils dhnlich hohen Kosten fir die ge-
setzliche Krankenversicherung (GKV). Hinzu kommen die Behandlungskosten; diese
kénnen insbesondere bei hdaufig auftretenden Komplikationen sehr hoch sein. Fir die
bisher im Rahmen der CAR-T-Zelltherapie zugelassenen Indikationen kommen etwa
1.200 bis 1.400 an Blutkrebs erkrankte Patienten pro Jahr infrage. Fiir das Jahr 2019
haben 107 Krankenhduser bereits Antrage gestellt, um das Verfahren im Rahmen einer
Regelung fir Neue Untersuchungs- und Behandlungsmethoden (NUB) zu erbringen.

Die Forschung und Entwicklung dieser Zelltherapieverfahren erfolgte maRgeblich in Uni-
versitatskliniken und wurde dann von der Industrie iibernommen. Aufgrund der starken
Forschungsaktivitaten werden in den nachsten Jahren weitere Prdparate fiir andere Indi-
kationen auf den Markt kommen; u. a. auch solche zur Behandlung von soliden Tumoren.
Auch auBerhalb der Onkologie finden sich fiir die Gentherapie neue Einsatzfelder. Das
IGES Institut geht davon aus, dass in den ndchsten Jahren bis zu 45 weitere Therapien
fiir ein breites Erkrankungsspektrum auf den Markt kommen werden, die zum Teil meh-
rere Millionen Euro pro Behandlung kosten kdnnten. Angesichts dessen ist mit einem
hohen Kostenanstieg fir die GKV insgesamt zu rechnen.

Hochpreisige Behandlungsverfahren fiir seltene Erkrankungen oder beschleunigt zuge-
lassene Medikamente bieten Chancen und Risiken zugleich. Die Evidenz ist in diesen
Bereichen haufig niedriger. Andererseits konnen medizinische Innovationen schneller in
die Versorgung gelangen; dies ist im Interesse der Patienten. Allerdings missen die Ri-
siken der geminderten Evidenz abgefangen werden. Diese Behandlungsverfahren sollten
zundchst nur in neu einzurichtenden Innovationszentren, die grundsatzlich universita-
ren Charakter haben, angewendet und evaluiert werden. Erst nach positivem Abschluss
einer bundesweiten Evaluierungsphase ist ein Verfahren fir die stationdare Regelversor-
gung freizugeben.
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Forderungen der Ersatzkassen und des VUD
(1) Standards der Zulassung beibehalten

Eine Absenkung der Anforderungen bei der Bewertung des Arzneimittels durch die
Zulassungsbehorden darf nicht erfolgen. Auch Patienten mit seltenen oder schwer-
wiegenden Erkrankungen missen sich auf eine positive Nutzen-Risiko-Abwagung
verlassen kdnnen.

(2) Schnellen Zugang unter Evaluationsbedingungen erméglichen

Gerade Patienten, bei denen Standardtherapien nicht zu dem erhofften Erfolg ge-
fuhrt haben, sollen einen schnellen Zugang zu neuen Behandlungsmethoden er-
halten. Diese neuen, aber auch risikoreichen Behandlungsmethoden miissen
grundsatzlich in addquate Evaluationsverfahren eingebunden werden.

(3) Vorgeschaltetes NUB-Verfahren an Innovationszentren

Bevor neue Behandlungsverfahren fiir seltene Erkrankungen oder Medikamente mit
beschleunigten Zulassungsverfahren in die Regelversorgung bzw. -finanzierung
gelangen, sollten sie in einem mit der Zulassung beginnenden vorgeschalteten
NUB-Verfahren ausschlieBflich in Innovationszentren angewendet und evaluiert
werden. Die Innovationszentren missen in der Lage sein, Patienten Uber einen ldn-
geren Zeitraum zu begleiten, auch wenn diese nicht im unmittelbaren Behand-
lungsumfeld des Innovationszentrums leben (z. B. Giber die Hochschulambulanzen
oder liber kooperierende Zentren). Zudem miuissen sie Erkenntnisse tiber den Be-
handlungserfolg feststellen und dokumentieren, um ggf. an gesetzlich zu veran-
kernden zentralen Studien des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA) oder Re-
gistern mitzuwirken. Darliber hinaus missen diese Innovationszentren aktiv an der
Erforschung der Verfahren mitwirken, tiber umfangreiche medizinische Erfahrung
in der Anwendung einschldagiger Verfahren in der Patientenversorgung verfligen
und qualitatsgesichert risikoreiche innovative Behandlungsmethoden in die Pati-
entenversorgung einfiihren kénnen. Erst wenn der nachhaltige Nutzen dieser Be-
handlungsverfahren oder Medikamente nachgewiesen worden ist, dirfen sie, wenn
dies sinnvoll ist, in die Regelversorgung bzw. -finanzierung auch auBRerhalb der
Innovationszentren lberfiihrt werden.

(4) Kontrollierte Einfiihrung in qualitdtsorientierten Angebotsstrukturen schaffen

Diese innovativen Verfahren sollten gerade in der Einflihrungsphase nur von weni-
gen Zentren erbracht werden, die in der Forschung und Patientenversorgung uber
eine ausgewiesene Expertise fir die entsprechenden Methoden und Verfahren ver-
figen. Diese Zentren miissen sich an spezifischen Qualitatssicherungsverfahren
sowie ggf. an einem entsprechenden industrieunabhdangigen Register beteiligen.
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(5)

(6)

Die begleitende Betreuung und Nachsorge kann in Kooperation mit geeigneten
Leistungserbringern erbracht werden. Der G-BA sollte Prozess- und Strukturkrite-
rien fur die Zentren festlegen. Nur so kénnen aufgrund der insgesamt kleinen be-
troffenen Patientenzahl ausreichend und schnell qualitatsgesicherte Erfahrungen,
insbesondere lber den Erfolg und Misserfolg sowie die Prazisierung der Indikati-
onsstellung, gesammelt werden. Gerade bei lebensbedrohlichen Erkrankungen ist
schneller Erkenntnisgewinn fiir die Betroffenen existenziell wichtig.

Forschung und Eigenherstellung férdern

Die Erforschung und Entwicklung neuer Gen- und komplexer Zelltherapieverfahren
muss industrieunabhangig moglich werden. Dies setzt eine entsprechende Finan-
zierung fiir Forschung und Entwicklung in den Innovationszentren voraus. Zudem
benodtigen die Innovationszentren eine addaquate Infrastruktur fir die Eigenherstel-
lung entsprechender Arzneimittel. Um diese Infrastruktur aufbauen zu koénnen,
miussen die fir die Eigenherstellung einschlagigen Regularien so ausgestaltet wer-
den, dass Innovationszentren rechtssicher und planbar Eigenherstellung wirt-
schaftlich betreiben kénnen.

Preisbildung iiberdenken und langfristigen Finanzierungsrahmen schaffen

Die fur die Hersteller geltenden Regeln bei der Preisbildung von Arzneimitteln fir
die Behandlung von seltenen Erkrankungen miissen rechtlich so gestaltet sein, dass
die Solidargemeinschaft nicht Uberfordert wird. Es muss ein Rahmen geschaffen
werden, der konjunkturunabhdngig die Finanzierbarkeit der Behandlungen aller
versicherten Patienten garantiert.
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