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Gemeinsamer
Bundesausschuss

Beschluss

des Gemeinsamen Bundesausschusses
Uber MaBRnahmen zur Qualitatssicherung
nach § 136a Absatz 5 Sozialgesetzbuch
Finftes Buch (SGB V): Onasemnogen-
Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie

Vom 20. November 2020

Der Gemeinsamen Bundesausschuss (G-BA) hat in seiner Sitzung am 20. November 2020
folgenden Beschluss zur Qualitatssicherung der Anwendung<von Onasemnogen-
Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie geméanR § 136a Absatz/5 SGB V beschlossen:
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»Beschluss Uber MaBnahmen zur Qualitatssicherung der Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie
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Allgemeines

Rechtsgrundlage und Gegenstand des Beschlusses

!Der Gemeinsame Bundesausschuss trifft diesen Beschluss als eine MaBnahme zur
Qualitatssicherung auf der Grundlage von § 136a Absatz 5 Satz 1 SGB V. 2Mit diesem
Beschluss werden Mindestanforderungen und sonstige Qualitatsanforderungen an die
Struktur-, Prozess- und Ergebnisqualitdt bei der Versorgung von Patientinnen und
Patienten mit spinaler Muskelatrophie, bei denen Onasemnogen-Abeparvovec, ein
Arzneimittel fir neuartige Therapien (ATMP), angewendet werden soll, festgelegt.

Ziele des Beschlusses sind die Gewahrleistung einer qualitativ hochwertigen
Versorgung sowie die Sicherstellung einer sachgerechten Anwendung des Arzneimittels
im Interesse der Patientensicherheit.

1Die Spinale Muskelatrophie (SMA) im Sinne von Absatz 1 ist eine genetisch bedingte
neuromuskuléare Erkrankung, bei der die Mutation in beiden Allelen des SMN1-Gens mit
einem Verlust der Expression des SMN-Proteins einhergeht (G12.0,G12.1 nach ICD-
10-GM-2020; Anlage 1 Nr.1). 2Onasemnogen-Abeparvoveg st eine rekombinante
Adeno-assoziierte Virusvektor-basierte Gentherapie, die eine Kopie des Gens liefert,
das fur das menschliche SMN-Protein kodiert.

1Zolgensma ist indiziert zur Behandlung von:

< Patientinnen oder Patienten mit 5g-assoziierter SMA mit einer biallelischen
Mutation im SMN1-Gen und einer Klinisch diagnostizierten Typ-1-SMA, oder

e Patientinnen oder Patienten mit{ 5grassoziierter SMA mit einer biallelischen
Mutation im SMN1-Gen und biszu 3 Kopien des SMN2-Gens.

2Der vorliegende Beschluss orientiert' sich mit den nachfolgenden Regelungen an der
qualitatsgesicherten Anwendung- von Onasemnogen-Abeparvovec bei Sauglingen,
Kleinkindern und Kindern_mit SMA. 3Der G-BA geht davon aus, dass die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec aufgrund der Angaben in der Fachinformation fir
Sauglinge, Kleinkinder und Kinder vorgesehen ist und deshalb die Anwendung bei
Patientinnen undPatienten im Alter von 2 Jahren und alter oder mit einem Kdrpergewicht
von Uber 13,5 kg, einen seltenen Ausnahmefall darstellt, auch wenn das zugelassene
Anwendungsgebiet nicht auf eine bestimmte Altersgruppe eingeschrankt ist. “Die
folgenden Regelungen enthalten keine speziellen Regelungen fir Jugendliche und
Erwachsene, sind jedoch entsprechend anzuwenden mit der Maflgabe, dass die
Hinweise aus der Fachinformation zu verbleibenden Unsicherheiten zum Nutzen-Risiko-
Profil; insbesondere zu begrenzten Erfahrungen mit Patientinnen und Patienten im Alter
veon 2 Jahren und &lter oder mit einem Korpergewicht von tber 13,5 kg gesondert und
nachvollziehbar abzuwéagen sind.

Allgemeine Bestimmungen

!Adressaten dieses Beschlusses sind nach § 108 SGB V zugelassene Krankenhauser
sowie an der vertragsarztlichen Versorgung teilnehmende Leistungserbringer
(Behandlungseinrichtungen). 2Die Anforderungen an die Behandlungseinrichtungen im
Sinne dieses Beschlusses werden in den 88 3 ff. festgelegt. *Krankenhauser miissen die
Anforderungen am Standort erfiillen, soweit nichts Anderes bestimmt wird. *Es wird die

3
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Definition von Krankenhausstandorten gemal der Vereinbarung nach § 2a Absatz 1
Krankenhausfinanzierungsgesetz (KHG) in Verbindung mit dem Standortverzeichnis
gemal § 293 Absatz 6 SGB V zugrunde gelegt.

1Sofern die Erfullung von Anforderungen nach den folgenden Regelungen auch durch
Kooperation zugelassen ist, sind schriftliche Kooperationsvereinbarungen zu schlief3en.
2Der Leistungserbringer, der in die qualitatsgesicherte Anwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec nach diesem Beschluss eingebunden ist, ist auch bei Einbindung von
Kooperationspartnern fir die jeweilige Erfullung der Anforderungen nach diesem
Beschluss  verantwortlich. 3Fur jede kooperierende Einrichtung ist eine
Ansprechpartnerin oder ein Ansprechpartner zu benennen.

Die Facharztbezeichnungen richten sich nach der (Muster-) Weiterbildungsorenung der
Bundesarztekammer und schlieRen auch diejenigen Arztinnen und Arzte.ein,welche
eine entsprechende Bezeichnung nach altem Recht fiihren. 2Soweit nachfolgend nichts
Spezielleres geregelt ist, sind Pflegefachkréfte alle Personen, denen die Erlaubnis zum
Fuhren einer Berufsbezeichnung nach dem Krankenpflegegesetz, dem
Altenpflegegesetz oder dem Pflegeberufegesetz erteilt wurdes®Bei Anforderungen an
die Erfahrung des arztlichen und nicht-arztlichen Personals, erfolgt bei Tatigkeiten in
Teilzeit eine Umrechnung der entsprechenden Zeiten auf Vollzeitaquivalente.

1Sofern nichts Abweichendes bestimmt, bedeutet jederzeitige Verfugbarkeit im Sinne
dieses Beschlusses, dass sich das vorzuhaltende/arztliche oder nicht-arztliche Personal
wahrend des Dienstes an einem vom Arbeitgeber bestimmten Ort aufhalt, um im
Bedarfsfall innerhalb kirzester Zeit ihre bzw..Seine volle Arbeitstatigkeit aufzunehmen.
AWerktagliche Dienstzeit umfasst die Wochentage von Montag bis Freitag mit Ausnahme
der gesetzlichen Feiertage (Werktage). *Rufbereitschaft im Sinne dieses Beschlusses
bedeutet, dass das Personal mit der‘entsprechenden Qualifikation nicht zwingend vor
Ort anwesend sein muss, aber jederzeit erreichbar ist, sodass auf Abruf eine
unverzigliche Verfligbarkeit“an Patientinnen und am Patienten gewahrleistet werden
kann. “Eine Schicht im Sinne dieses Beschlusses umfasst sowohl die Tagschicht als
auch die Nachtschichts

'Eine Behandlungseinheit ist die kleinste bettenfiihnrende organisatorische Einheit in der
Patientenversorgung am Standort eines Krankenhauses, die auch fir Dritte raumlich
ausgewiesen. und anhand einer ihr zugewiesenen individuellen Bezeichnung
identifizierbar ist. 2Auf einer Behandlungseinheit werden Patientinnen und Patienten
entweder, in einem medizinischen Fachgebiet oder interdisziplinar in verschiedenen
Fachgebieten behandelt. *Ausgenommen hiervon ist die Intensivstation, welche im
Beschluss gesonderten Qualitdtsanforderungen unterstellt ist.

Anforderungen im Zusammenhang mit der Asnwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec

Anforderungen an die Erfahrung in den Behandlungseinrichtungen

Eine Behandlungseinrichtung im Sinne dieses Beschlusses muss (ber folgende
Erfahrung in der Behandlung von neuromuskulédren Erkrankungen im Allgemeinen und
in der Behandlung der spinalen Muskelatrophie im Speziellen verflgen:
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e Erfahrung in der Behandlung von Patientinnen und Patienten mit neuromuskuléren
Erkrankungen und Expertise in deren Behandlung dokumentiert durch
regelmalige Behandlungen innerhalb der letzten 5 Jahre und durch die
Behandlung von 50 Patientinnen und Patienten mit neuromuskuléren
Erkrankungen? innerhalb der letzten zwolf Monate.

e Erfahrungen in der Behandlung von Patientinnen und Patienten mit SMA,
dokumentiert durch die Behandlung von mindestens 20 Fallen mit dieser Diagnose
(G12.0, G12.1) innerhalb von 3 Jahren, davon mindestens 5 Patientinnen und
Patienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr.

Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss neben den Anforderungen nach Absatz
1 Uber Erfahrung mit der medikamentdsen Therapie der SMA verfligen, dokunmentiert
durch den Einsatz zur Behandlung der Spinalen Muskelatrophie“'zugelassener
Medikamente bei = 15 Fallen innerhalb von 3 Jahren, davon mindestens's Patientinnen
und Patienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr.

Abweichend von Absatz 1 und 2 kénnen Erfahrungswerte auch uber die Meldung der
Behandlung von Patientinnen und Patienten an das SMArtCARE-Register dokumentiert
werden.

Anforderungen an Diagnostik sowie Feststellung,der Anwendungs-
voraussetzungen

1Zur Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen mussen Behandlungseinrichtungen
im Sinne dieses Beschlusses folgende Anferderungen durch entsprechende strukturelle
Vorhaltungen erfullen:

* Vorliegen einer molekulargenetischen Diagnostik beziglich der Deletion oder
Mutation des SMN1-Gens'inklusive Bestimmung der SMN2-Gen-Kopienzahl fur
das Vorliegen einer SMA, die nicht langer als 12 Monate zurtickliegen darf

» Vorliegen aller 'gemal Fachinformation vorgeschriebenen Voraussetzungen, wie
z.B.:

. eines Tests auf AAV9-Antikérpern (Titer nicht Gber 1:50)
. Prifung und ggf. Anpassung des Impfplans

. Beratung Uber saisonale RSV — Prophylaxe

. Ausschluss von Kontraindikationen

. einer standardisierten motorischen Funktionsdiagnostik gemald den
Empfehlungen zur ,Verlaufsbeobachtung und Therapieevaluation bei
spinaler Muskelatrophie* der SMArtCARE Initiative?.

2Im Ubrigen bleiben die einzuhaltenden Anforderungen der amtlichen Fachinformation
unberdhrt.

1 Neuromuskuldre Erkrankungen umfassen die Erkrankungen von Motoneuronen, ihrer peripheren Nervenfasern,
Storungen der Signallbertragung an der neuromuskuldren Synapse sowie Erkrankungen der Muskeln selbst (Sieb JP und
Schrank B, 2009).

2 Zuletzt abgerufen online 20.07.2020 unter https://www.smartcare.de/
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! Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, hat entsprechende Ressourcen vorzuhalten,
damit Patientinnen und Patienten mit Spinaler Muskelatrophie mit Uberweisung
aufgrund des Nachweises einer Mutation des SMN1-Gens innerhalb von drei Werktagen
nach  Kontaktaufnahme vorstellig werden koénnen. 2Hierzu kann die
Behandlungseinrichtung mit weiteren Behandlungseinrichtungen kooperieren, die die
Anforderungen nach den 88 3 ff. erfullen, um eine Verweisung vornehmen zu kénnen.

!Die molekulargenetische Diagnostik gemaR Absatz 1 muss in Laboren durchgefiihrt
werden, die die Anforderungen nach 8§ 5 Absatz 1 Satz 2 Nummer 1 bis 4ndes
Gendiagnostikgesetzes (GenDG) erfilllen. 2Das Labor hat ein validiertes Verfahren zur
Bestimmung der SMN2-Genkopienzahl mittels MLPA-Analytik® zu verwenden und muss
Uber Erfahrungen in der Durchfihrung dieses Verfahrens verfiigen, “die JUber eine
Gelegenheitsversorgung hinausgeht. 3Hierfir wird eine Mindestanzahl von 20
Genuntersuchungen pro Jahr als ausreichend angesehen. *Die Behandlungseinrichtung
darf die molekulargenetische Analytik nur in Laboren durchfihren lassen, die die
Qualitatsanforderungen erfillen. °Die Behandlungseinrichtung kann die Labordiagnostik
selbst durchfihren oder nach Maligabe des § 2 Absatz 2 durch Kooperationen
gewabhrleisten. ®Eine Kooperationsvereinbarung ist nur zulassig mit Laboren, die zur
Erflllung der Qualitatsanforderungen eine Konformitatserklarung gemafd Anlage |l
abgegeben haben.

Die Feststellung des AAV9-Antikdpertiters hat mittels eines validierten Tests zu erfolgen.

Personelle und fachliche Anforderungen an das arztliche Personal einschlief3lich
apparativer Ausstattung

Die Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen fir eine mit Onasemnogen-
Abeparvovec behandelbare SMA gemafl? § 4 muss durch Facharztinnen oder Facharzte
fur Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatrie erfolgen.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss abweichend von der Anforderung nach
Absatz 1 die flindie Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec verantwortliche Arztin
oder der yerantwortliche Arzt und mindestens eine weitere klinisch tatige Arztin oder ein
weiterer “klinisch tatiger Arzt Fachéarztinnen oder Fachéarzte fur Kinder- und
Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropéadiatrie sein. ?Die Arztinnen oder Arzte nach
Satz 1 muissen bezogen auf Vollzeitaquivalente Uber eine mindestens zweijahrige
einschlagige Berufserfahrung in einer Behandlungseinrichtung verfiigen, welche die
unter § 3 Absatze 1 und 2 aufgefuihrten Anforderungen erfullt. *Wahrend werktaglicher
Dienstzeit muss die arztliche Betreuung in der Behandlungseinrichtung, in der
Onasemnogen-Abeparvovec zur Anwendung kommt, gemaR Facharztstandard in der
Fachdisziplin fur Kinder- und Jugendmedizin mit Kenntnissen im Bereich der
Neuropadiatrie jederzeit verfligbar sein. *AuRerhalb der werktaglichen Dienstzeiten ist
jeweils mindestens eine Rufbereitschaft vorzuhalten. °Fur das arztliche Personal nach
Satz 1 und 3 muss die Teilnahme an einer einrichtungsinternen Schulung fir die
Behandlung von Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec erfolgen.

3 MLPA: Multiplex ligation-dependent probe amplification
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%Die Teilnahme an der einrichtungsinternen Schulung nach Satz 5 ist nachweislich zu
dokumentieren.

(3) !Erganzend zu den Anforderungen nach Absatz 2 sind in der Behandlungseinrichtung,
in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec erfolgt, folgende Fachdisziplinen vorzuhalten:

e padiatrische Kardiologie
e Laboratoriumsmedizin
e padiatrische Pneumologie

’Die Verflugbarkeit der Fachdisziplinen ist durch eigene Fachabteilungen ‘des
Krankenhauses oder nach Maligabe des § 2 Absatz 2 durch Kooperationen zu
gewabhrleisten. 3Sofern im Feststellungsbescheid keine entsprechenden«Teilgebiete
ausgewiesen werden, gelten solche Abteilungen als Fachabteilungen im_Sinne des
Beschlusses, die organisatorisch abgegrenzt sind, von Arztinnen  oder Arzten
eigenstandig verantwortlich geleitet werden und Uber die apparativen und raumlichen
Ausstattungen des jeweiligen Fachbereichs verfiigen. “Soweit die Verfligbarkeit durch
Kooperationen nach MaflRgabe des § 2 Absatz 2 sichergestellt wird, missen die
Leistungen am Ort der Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erbringbar sein.

(4) nder Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss bei der Verlegung auf die Intensivstation
durch organisatorische Vorkehrungen sichergestellt’sein, dass taglich eine Visite durch
eine Facharztin oder einen Facharzt fur,Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt
Neuropadiatrie auf der Intensivstation durchgeftihrt wird, der oder die in die Behandlung
von Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec eingebunden ist. 2Die
Durchfuihrung der Visite nach Satz 1 ist in der Patientenakte zu dokumentieren.

86 Personelle und fachliche Anforderungen an das nicht-arztliche Personal

(1) YInder Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, missen die pflegerisch verantwortliche Leitung
und ihre Stellvertretung Pflegefachkrafte mit der Berufsbezeichnung Gesundheits- und
Kinderkrankenpfleger/in® sein. 2In jeder Schicht auf der Behandlungseinheit, auf der die
Behandlung von Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, ist
sicherzustellen, dass ein/e Gesundheits- und Kinderkrankenpfleger/in* anwesend ist.
3Das ‘einer Behandlungseinheit zugeordnete Personal sowie seine Leitungsstruktur
mussen sich den Organisations- und Dienstplanen der Behandlungseinrichtung
entnehmen lassen.

(2) *In den Behandlungseinrichtungen im Sinne dieses Beschlusses ist sicherzustellen,
dass die Durchfiihrung der standardisierten motorischen Funktionstests zur Diagnostik
durch Physiotherapeutinnen und Physiotherapeuten mit mindestens zweijahriger
Erfahrung in der physiotherapeutischen Diagnostik und Behandlung von Kindern mit
neuromuskularen Erkrankungen erfolgt. 2Sie mussen in der Durchfiihrung von
standardisierten, krankheitsspezifischen Muskelfunktionstests (z.B. CHOP-INTEND,

4 Berufsbezeichnung nach Krankenpflegegesetz (KrPflG).
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HFMSE, RULM, 6MWT) geschult sein. 3Die Qualifikation ist durch entsprechende
Nachweise zu dokumentieren (z.B. nachgewiesene Teilnahme an Kursen Uber
motorische Funktionstests). “Die an der physiotherapeutischen Behandlung beteiligten
Physiotherapeutinnen oder Physiotherapeuten sollen (ber mindestens zweijahrige
Erfahrungen in der physiotherapeutischen Behandlung von Kindern im Sinne dieses
Beschlusses mit neuromuskularen Erkrankungen verfligen. °Die physiotherapeutische
Kompetenz nach Satz 1- 4 kann durch eigenes Personal oder nach MalRgabe des § 2
Absatz 2 durch Kooperation vorgehalten werden. ®Die physiotherapeutische Kompetenz
nach Satz 4 st in einem Umfang vorzuhalten, dass werktaglich eine
physiotherapeutische Behandlung gewéhrleistet ist.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, sollen folgende weitere Leistungsbereiche
bzw. folgendes Personal verfligbar sein:

¢ Psychosoziale Betreuung
* Sozialdienst

’Die Verfugbarkeit der genannten Leistungsbereiche bzw. des Personals kann auch
nach MaRgabe des § 2 Absatz 2 durch Kooperationen/gewahrleistet werden. 3Die
Leistungen sollen in der Behandlungseinrichtung zusatzlich zu'den Verfugbarkeiten im
Bedarfsfall mindestens an einem Tag in der Woche angeboten werden.

Anforderungen an die Therapieentscheidung

Zur Therapieentscheidung fir eine ,Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec
missen die Anwendungsvoraussetzungen nach § 4 erflillt sein.

Die Entscheidung fir die Therapieé mit Onasemnogen-Abeparvovec muss durch
Facharztinnen oder Facharzte fiur Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt
Neuropéadiatrie, die die Anforderungen nach 8§ 5 Absatz 2 Satz 1 und 2 erfillen, und unter
Berlcksichtigung der. “Laborbefunde sowie der kinder-kardiologischen und -
pneumologischen Befunde erfolgen. 2Die Vorgaben der Fachinformation sind zu
berticksichtigen. 4, °Datum, eingebundene Fachéarztinnen oder Facharzte und
Beratungsergebnis sind schriftich in der Patientenakte zu dokumentieren. “Die
Abwagungsentscheidung zur Therapieempfehlung fur eine Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec ist unter Berticksichtigung der
Anwendungsvoraussetzungen laut Zulassung, dem anerkannten Stand der
medizinischen Erkenntnisse und der Einschatzung zum patientenindividuellen Nutzen
der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec zu begriinden und zu dokumentieren.
°Dabei sind die Hinweise aus der Fachinformation insbesondere zu verbleibenden
Unsicherheiten zum Nutzen bei Patientinnen und Patienten mit intensiver
Muskelschwéche und respiratorischer Insuffizienz, bei Patientinnen und Patienten unter
Dauerbeatmung und bei Patientinnen und Patienten, die nicht schlucken kdnnen sowie
bei der Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec bei Friihgeborenen vor Erreichen
des vollen Gestationsalters nachvollziehbar abzuwagen.
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Anforderungen an Infrastruktur und Organisation

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fur und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, missen spezifische Standard Operating
Procedures (SOP) fiir die klinische, apparative und laborchemische Uberwachung zur
Friherkennung von Komplikationen, den Umgang mit Komplikationen sowie fir den
Ablauf zur raschen und ungehinderten Verlegung der Patientin bzw. des Patienten auf
die péadiatrische Intensivstation (Entscheidungsbefugnis, beteiligte Personen u.a.)
vorhanden sein, eingehalten und vorgelegt werden.

Am Standort, an dem die Behandlung von Patientinnen und Patienten mit
Onasemnogen-Abeparvovec stattfindet, befindet sich eine Behandlungseinheit ftir die
padiatrische Intensivmedizin, die altersgerechte Beatmungsmaglichkeiten vorhéalt.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und«di€ Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, missen spezifische SOP fir-die-Ubergange
zwischen Vorbereitung der Behandlung und Nachsorge zu der, Onasemnogen-
Abeparvovec - Therapie vorhanden sein, eingehalten und vorgelegt werden. 2Die SOP
beinhalten insbesondere:

* Vorgaben zur Zusammenarbeit und zu regelmafigen, Informationspflichten in der
Vorbereitung der Behandlung und in der Nachsorge mit den vor- und
nachbehandelnden Behandlungseinrichtungen

» Verpflichtung zur Erstellung eines patientenbezogenen Nachsorgeplans

* sowie Angaben, in welchen Zeitraumen eine Wiedervorstellung der Patientinnen
oder der Patienten in der Behandlungseinrichtung erfolgen soll, und Angaben,
welche Untersuchungen und, Mal3nahmen durch die Behandlungseinrichtung
vorgenommen werden sollen,

In der Behandlungseinrichtung, in'der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, missen spezifische SOP mit Vorgaben zur
Durchfuhrung einer taglichen Visite, an welcher sowohl arztliches Personal zur
Gewahrleistung des (Facharztstandards gemafl 8 5 Absatz 2 Satz 3 als auch nicht-
arztliches Personal im Sinne des 8 6 Absatz 1 teilnimmt, vorhanden sein, eingehalten
und vorgelegt “werden. 2Die in § 5 Absatz 3 genannten Bereiche sowie
Physiotherapeutinnen oder Physiotherapeuten sollen bei Bedarf hinzugezogen werden.
3Bei jeder Visite sollte in der jeweiligen Patientenakte der klinische Zustand und das
abgesprochene Behandlungskonzept dokumentiert werden.

Anforderungen an die Nachsorge

Nach der Entlassung aus der Behandlungseinrichtung in der die Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt ist, findet eine ambulante Nachsorge der Therapie
mit Onasemnogen-Abeparvovec nach MalRgabe der folgenden Regelungen unter
Bertcksichtigung des Nachsorgeplans nach § 8 Absatz 3 statt.

Arztinnen und Arzte sollen bei der Versorgung von Patientinnen und Patienten mit SMA,
welche mit Onasemnogen-Abeparvovec behandelt wurden, die Angaben zum Datum der
Behandlung sowie die Kontaktdaten der Behandlungseinrichtung in der die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt ist, in der Patientenakte dokumentieren.
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®3)

§10

(1)

(2)

§11
)

)

1Die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec ist bis mindestens
finfzehn Jahre nach Mal3gabe der personellen, fachlichen und strukturellen
Anforderungen gemaR 8§ 10 und § 11 zu gewahrleisten. ?Die Nachsorge hat durch
regelmafige Einbestellung der Patientin oder des Patienten innerhalb der folgenden
Intervalle nach der Entlassung aus der Behandlungseinrichtung, in der die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt ist, zu erfolgen:

* innerhalb der ersten vier Wochen: wochentlich,

» ab vier Wochen bis zwolf Wochen: alle zwei Wochen,
*« ab dem vierten bis zum sechsten Monat: monatlich,

* ab dem siebten Monat: alle vier Monate,

» sowie ab dem 5. Jahr: einmal pro Jahr.

3Diese sind in der Patientenakte zu dokumentieren.

Personelle und fachliche Anforderungen an das arztliche,Personal in der
Nachsorge

Die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec gemald § 9 darf bis zu
einem Jahr nach der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec nur in bzw. an eine
Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fur und die Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, angeschlossenen oder mit dieser kooperierenden
ambulanten Einrichtung oder Hochschulambulanz erfolgen.

In einer Behandlungseinrichtung fir die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-
Abeparvovec gemall 8§ 9 gelten _ab einem Jahr nach der Entlassung aus der
Behandlungseinrichtung, in derdie Therapieentscheidung fur und die Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgte, die Anforderungen gemaf § 3 Absatz 1 mit der
Maf3gabe entsprechend,.dass die Anforderung an die Erfahrungen in der Behandlung
von 5 Patientinnen uneyPatienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr innerhalb von
3 Jahren keine Anwendung findet.

Anforderungen an Infrastruktur und Organisation in der Nachsorge

Der nachsorgende Leistungserbringer soll durch organisatorische Vorkehrungen die
interdisziplindre Betreuung der Patientin oder des Patienten durch Zusammenarbeit mit
beispielsweise Physiotherapeuten/innen, Sozialdiensten, Hilfsmittelberater/innen,
Ernahrungsberater/innen, Orthopaden/innen unterstitzen. Z2Insbesondere ist bei
Patientinnen und Patienten bis zum vollendeten 18. Lebensjahr eine unterbrechungslose
Weiterfihrung der Betreuung der Patientinnen und Patienten im Erwachsenenalter bei
einer Fachéarztin oder einem Facharzt fiir Neurologie zur koordinieren.

Das arztliche Personal fur die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abepar-vovec
muss sich Uber das fachliche Informationsmaterial fiir die Behandlung von Patientinnen
und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec informiert und dieses zur Kenntnis
genommen haben.
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C. Weitere MalRnahmen zur Sicherung der Prozess- und Ergebnisqualitat

§12
(1)

()

§13
)

()

8§14
(1)

(2)

(3)

Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten

Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten muss
vor Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgen.

1Die Aufklarung soll insbesondere folgende Aspekte umfassen:

» das Krankheitshild SMA,

* mogliche verflgbare therapeutische Alternativen, im Hinblick auf die Auswahl der
Behandlungsoptionen, deren mdglichen Nutzen und Risiken und den zeitlichen
Ablauf der geplanten Untersuchungen,

+ die Uberprifung des Impfstatus,
» die Moglichkeiten eines Einschlusses in das SMArtCARE-Register;

» sowie ggf. Aufklarung Uber den weiteren Ablauf der ‘Behandlung und den
Nachsorgeprozess mit der Notwendigkeit, dass eine engmasehige, wochentliche
bzw. zweiwdchentliche Kontrolle fiir mindestens 12 Wachen/nhach der Infusion von
Onasemnogen-Abeparvovec erforderlich ist.

2Die Aufklarung ist jeweils in der Patientenakte zu dokumentieren.

wissensgenerierende Versorgung

!Behandlungseinrichtungen im Sinne dieses Beschlusses, welche die Versorgung von
Patientinnen und Patienten bis mindestens funf Jahre nach der Onasemnogen-
Abeparvovec-Therapie Ubernehmen, “missen die personellen und strukturellen
Voraussetzungen fur den Anschluss an das SMArtCARE-Register und ggf. andere
erforderliche Dokumentationssysteme fur die zeitnahe Dokumentation vorhalten.
2Insbesondere ist bis mindestens flunf Jahre nach der Onasemnogen-Abeparvovec-
Therapie in regelméaRigen, Abstanden gemalR den SMArtCARE-Empfehlungen zu
dokumentieren. 3Sofern”der Leistungserbringer selbst nicht die Voraussetzungen fiir
einen Anschluss an die Registermodule nach Satz 1 erfllt, ist fir die Dokumentation in
eine geeignete Behandlungseinrichtung zur Dokumentation zu tberweisen.

Fur die Durchfiihrung der standardisierten motorischen Funktionstests gilt § 6 Absatz 2
Satz L.und.2 entsprechend.

Folgen der Nichterfullung von Qualitatsanforderungen

Onasemnogen-Abeparvovec darf nicht von Leistungserbringen angewendet werden, die
die Mindestanforderungen nach den § 3, 84, 85 Absétze 2 - 4, 886 - 8 sowie 88 12 - 13
nicht erftllen.

Die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec von Patientinnen und
Patienten im Zusammenhang mit der Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec darf
nicht durch Leistungserbringer erfolgen, die die Mindestanforderungen nach den 88 9 -
11 sowie 8§13 nicht erfiillen.

Die Kontrolle der Einhaltung der die zur vertragsérztlichen Versorgung zugelassenen

11
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(4)

§15

(1)

(2)

§16

oder ermachtigten Leistungserbringer im Rahmen der die Nachsorge betreffenden
Mindestanforderungen nach Absatz 2 erfolgt durch die zustandige Kassenarztliche
Vereinigung.

Der Medizinischen Dienst (MD) fuhrt auf der Grundlage der MD-Qualitatskontroll-
Richtlinie (MD-QK-RL) Kontrollen zur Einhaltung der Mindestanforderungen nach Absatz
1in den nach 8§ 108 SGB V zugelassenen Krankenh&usern durch.

Ubergangsbestimmungen

Leistungserbringer bzw. Behandlungseinrichtungen, die bereits vor dem 24. April 2021
Onasemnogen-Abeparvovec bei SMA angewandt oder die Versorgung in Form-der,Vor-
und Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec von Patientinnen und
Patienten im Zusammenhang mit der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec
Ubernommen haben, missen die geforderten Nachweise nach Abschnitt B bis zum
24. Oktober 2021 erbringen.

Kann die Behandlungseinrichtung gegeniiber dem Medizinischen Dienst bzw. den nach
§ 14 zustandigen Stellen nachweisen, dass die Fallzahlen der Behandlung von
Patientinnen und Patienten mit neuromuskularen Erkrankungen oder mit SMA erst zu
einem spateren Zeitpunkt dokumentiert werden konnten und damit ein Zeitraum zur
Grundlage der Beurteilung der Erfahrung gemacht werden wirde, der weniger als drei
bzw. funf volle Kalenderjahre umfasst, kann auch-das laufende Kalenderjahr anteilig
einbezogen werden, um auf einen Gesamtzeitraum zu kommen, der ein bzw. drei volle
Jahre im Sinne der § 3 Absatz 1 oder § 3" Absatz 2 umfasst.

Jahrliche ICD-10-GM- und OPS-Anpassung

Der Unterausschuss Arzneimittel nimmt die durch die jahrliche Aktualisierung der
Internationalen statistisehen Klassifikation der Krankheiten und verwandter
Gesundheitsprobleme-(ICD-10-GM) und des Operationen- und Prozedurenschliissels
(OPS) des Bundesinstituts fur Arzneimittel und Medizinprodukte (BfArM) erforderlichen
ICD-10-GM- und ©PS-Anpassungen in 8§ 1 Absatz 3 sowie § 3 Absatz 1, soweit gemaf
1. Kapitel, 84 “Absatz 2 Satz 2 der Verfahrensordnung des Gemeinsamen
Bundesausschusses der Kerngehalt der Richtlinie nicht berihrt wird.

12



BAnz AT 20.04.2021 B1

Anlage |

zum Beschluss Gber MaBnahmen zur Qualitatssicherung der Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie (ICD10)

1. Ubersicht zu Kodierungen von Diagnosen sowie Operationen und Prozeduren

ICD-10-GM 2020

G12.0

Infantile spinale Muskelatrophie, Typ | [Typ Werdnig-Hoffmann]

Gil2.1

Sonstige vererbte spinale Muskelatrophie
Inkl.:

Progressive Bulbarparalyse im Kindesalter [Fazio-Londe-Syndrom]
Spinale Muskelatrophie: distale Form

Spinale Muskelatrophie: Erwachsenenform

Spinale Muskelatrophie: juvenile Form, Typ Il [Typ Kugelberg-
Welander]

Spinale Muskelatrophie: Kindheitsform, Typ.ll

Spinale Muskelatrophie: skapuloperonéale-Form

OPS Version 2020

[noch] nicht besetzt
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Anlage Il
zum Beschluss Gber MaBnahmen zur Qualitatssicherung der Anwendung
Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie (Konformitatserklarung)

Musterformular zur Konformitatserklarung der Labore nach § 4 Absatz 3
Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Adresse des Labors:

Firmenname
StralRe
PLZ, Ort

Die Behandlungseinrichtung erklart in alleiniger Verantwortung, dassdie folgenden
Anforderungen erflillt sind:

e Die Feststellung der SMN2-Genkopienzahl erfolgt mittels MLPA-Analytik.

e Angabe der durchschnittlichen Anzahl der SMN2-Genkopienzahl-Analysen/Jahr
(mindestens 20): .....

e Die Anforderungen nach § 5 Absatz 1 Satz 2 Nummer 1 bis 4 GenDG werden erfillt.

e Die Aufbereitung des genetischen Materials und die Durchfiihrung der Tests erfolgen
nach standardisierten Vorgaben (Standardprozeduren, SOPSs)

e Das Labor nimmt regelmafig aniexternen Qualitatssicherungen in Form von
Ringversuchen teil.

Hiermit wird die Richtigkeit’der obigen Angaben bestétigt.

Name Ort, Datum Unterschrift (Laborleitung)”
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Gemeinsamer
Bundesausschuss

Il. Der Beschluss tritt am Tag nach Veroffentlichung im Bundesanzeiger in Kraft.

lll. Der Beschluss ist Teil der Richtlinien nach § 92 Absatz 1 Satz 2 Nummer 6 SGB V
und wird Bestandteil der Richtlinie zu Anforderungen an die Qualitat der
Anwendung von Arzneimitteln flr neuartige Therapien gemaf § 136a Absatz 5
SGB V (ATMP-Qualitatssicherungs-Richtlinie — ATMP-QS-RL).

Die Tragenden Grinde zu diesem Beschluss werden auf der Internetseite des G-BA‘unter
www.g-ba.de verdéffentlicht.

Berlin, den 20. November 2020

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemaf § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken


http://www.g-ba.de/
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