Gemeinsamer

Anlage 1V Bundesausschuss

der Richtlinie zu Anforderungen an die Qualitat der
Anwendung von Arzneimitteln flr neuartige Therapien
gemald § 136a Absatz 5 SGB V
(ATMP-Qualitatssicherungs-Richtlinie/ATMP-QS-RL)

Gentherapeutika bei Hamophilie



§1
@)

(2)

®3)

Qualitatsanforderungen

Gegenstand

In dieser Anlage werden auf Grundlage des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie (Abschnitt
I.) Anforderungen an die Qualitat bei der Versorgung von Patientinnen und Patienten
mit Arzneimitteln flr neuartige Therapien (ATMP) aus der Gruppe der Gentherapeutika
zur Behandlung der Hamophilie festgelegt.

'Hamophilie im Sinne von Absatz 1 sind die genetisch bedingten Erkrankungen
Hamophilie A und Hamophilie B (D66 und D67 nach ICD-10-GM-2023), welche mit einem
X-chromosomal-rezessiven erblichen Gerinnungsdefekt aufgrund eines Mangels des
Faktor VIII (Hamophilie A) oder eines Mangels des Faktors IX (Hamophilie B)
einhergehen. 2ATMP im Sinne von Absatz 1 aus der Gruppe der Gentherapeutika bei
Hamophilie sind rekombinante Adeno-assoziierte Virusvektor-basierte Gentherapien,
die eine Kopie des Gens liefern, das flir den humanen Faktor VIl bzw. Faktor IX kodiert.
3Der Anhang 1 enthilt eine Ubersicht fiir Codes von Diagnosen und Operationen bzw.
Prozeduren.

Position A

Position B

Position C

entfdllt

Die Anforderungen an die
Qualitat bei der Versorgung von
Patientinnen und Patienten mit
Arzneimitteln  fir neuartige
Therapien (ATMP) aus der
Gruppe der Gentherapeutika zur
Behandlung der Hamophilie
konnen (ber Nachweis einer
Teilnahme an der Ambulanten
Spezialarztlichen Versorgung
(ASV) im Leistungsgebiet
,Hamophilie“ nach § 116b Abs. 1
Nr. 12 Buchstabe c) erbracht
werden.

Abweichend von § 11 Absatz 2
konnen die Anforderungen an die
Qualitat bei der Versorgung von
Patientinnen und Patienten mit
Arzneimitteln fur neuartige
Therapien (ATMP) aus der Gruppe
der Gentherapeutika zur Behandlung
der schweren Hamophilie Gber den
Nachweis einer Teilnahme an der
Ambulanten Spezialarztlichen
Versorgung (ASV) im Leistungsgebiet
,Hamophilie”“ nach § 116b Abs. 1 Nr.
12 Buchstabe c) erbracht werden,
soweit die Anforderungen
Ubereinstimmen. 2Hierzu stellt der
Gemeinsame Bundesausschuss eine
Mustercheckliste zur Verfligung.

(4) Die Anforderungen

aus dem Gesetz

zZur

Regelung des Transfusionswesens

(Transfusionsgesetz - TFG), beispielsweise der Registermeldung, bleiben unberiihrt.

§2

Anforderungen an die Erfahrung in der Behandlungseinrichtung zur Durchfiihrung

der Therapie

Eine Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchfihrung der
Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, muss tGber Erfahrungen in der Behandlung
von Patientinnen und Patienten mit hereditiren oder erworbenen
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§3
(1)

(2)

Faktormangelzustanden und sonstigen Koagulopathien verfiigen, dokumentiert durch

Position A Position B

>40 230

Patientinnen und Patienten innerhalb des letzten Kalenderjahres, das der
Arzneimittelanwendung vorausgegangen ist, mit schwerer Hamophilie mit dieser
Diagnose (D66, D67, D68.00, D68.01, D68.09 nach ICD-10-GM-2023 beziehungsweise
der im Bezugszeitraum jeweils geltenden Fassung) oder Uber die Meldung der
Behandlung an das Deutsche Hamophilie Register.

Anforderungen an das arztliche Personal zur Durchfiihrung der Therapie

In der Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der
Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, miissen die fiir die Anwendung des
Gentherapeutikum verantwortliche Arztin oder der verantwortliche Arzt

Position A Position B

und mindestens eine weitere Arztin oder ein entfdllt

weiterer Arzt

Facharztinnen oder Facharzte fir Innere Medizin mit Zusatzweiterbildung
Hamostaseologie oder Fachdrztinnen oder Fachdrzte fir Innere Medizin und
Hamatologie und Onkologie mit Zusatzweiterbildung Hamostaseologie oder
Fachdrztinnen oder Fachdrzte Transfusionsmedizin  mit Zusatzweiterbildung
Hamostaseologie sein.

lErgdnzend zu den Anforderungen nach Absatz 1 sind in der Behandlungseinrichtung, in
der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt, die Verfligbarkeit der Fachdisziplinen Innere Medizin und
Gastroenterologie zur Diagnostik und Behandlung von Lebererkrankungen
sicherzustellen.

Position A Position B
2Soweit es sich um Patientinnen und Patienten mit | entféllt
vorbestehenden Infektionen mit HIV handelt, ist ein Facharzt oder
eine Facharztin fir Innere Medizin und Infektiologie oder ein
Facharzt oder eine Fachdrztin mit der Zusatzweiterbildung
Infektiologie oder Immunologie hinzuzuziehen. 3Die Einhaltung der
Anforderungen nach Satz 2 ist durch die Dokumentation in der
Patientenakte nachzuweisen.

42Dje Verfiigbarkeit der Fachdisziplinen ist durch die Behandlungseinrichtung oder nach
Maligabe des § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils durch
Kooperationen zu gewihrleisten. >3Fiir jede kooperierende Einrichtung ist eine
Ansprechpartnerin oder ein Ansprechpartner zu benennen.

Position A Position B

§4 Anforderungen an das weitere beteiligte Personal zur | entfdllt

Durchfiihrung der Therapie
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!In der Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und
die Durchfiihrung der Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt,
mussen zusatzlich zum adrztlichen Personal nach § 3 mindestens zwei
Personen mit abgeschlossener Weiterbildung zur Hamostaseologie
Assistentin bzw. zum Hamostaseologie Assistenten tatig sein. 2Einer
abgeschlossenen Weiterbildung nach Satz 1 gleichgestellt ist
bezogen auf Vollzeitaquivalente eine Tatigkeit von mindestens 24
Monaten in einer Behandlungseinrichtung, welche die
Anforderungen nach § 2 erfiillt. 3Bei Tatigkeiten in Teilzeit erfolgt
eine  Umrechnung der entsprechenden Berufserfahrung auf
Vollzeitdquivalente.

§ 5 Anforderungen an die Indikationsstellung fiir die Durchfiihrung der Therapie

(1) Grundsatzliche Voraussetzung fir die Indikationsstellung ist die Feststellung der
Anwendungsvoraussetzungen des Gentherapeutikums in der Behandlungseinrichtung,
in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt.

Position A Position B

’Hierzu missen folgende Anforderungen | *Hierzu muss das Ergebnis einer mit

vorliegen: einem validierten Verfahren
durchgefiihrten molekular-

1. das Ergebnis  einer  molekular-
genetischen Diagnostik der Hamophilie,
durchgefihrt mit einem validierten
Verfahren und

2. die Ergebnisse folgender Voraus-
setzungen:

genetischen Diagnostik der
Hamophilie vorliegen. 3Die
Einhaltung der Anforderung ist durch
die Dokumentation des Ergebnisses
in der Patientenakte nachzuweisen.

_ . | 4m Ubrigen bleiben die
a. einen validierten Test auf Anti- .
. einzuhaltenden Anforderungen der
AAV5-Antikorper, . . )
i amtlichen Fachinformation
b. die Erfassung der Ausgangswerte .
unberihrt.

der Laborparameter (mindestens
Alanin-Aminotransferase (ALT),
Aspartat-Aminotransferase (AST),
alkalische  Phosphatase  (ALP),
Gamma-GT (GGT) und
Gesamtbilirubin) zur Beurteilung
der Leberfunktion innerhalb von 3
Monaten vor der Durchfiihrung der
Therapie,

c. die Beurteilung des Fibrosestatus
innerhalb von 6 Monaten vor der
Durchfiihrung der Therapie und

d. der Ausschluss des Vorliegens von
neutralisierenden Antikdrpern
gegen den Blutgerinnungsfaktor
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(2)

§6

(1)

(2)

§7
(1)

(Faktor-Inhibitoren).
3Die Einhaltung der Anforderungen ist durch
die Dokumentation der Ergebnisse in der
Patientenakte nachzuweisen. *lm Ubrigen
bleiben die einzuhaltenden Anforderungen

der amtlichen Fachinformation unberihrt.

!Die Entscheidung fir die Therapie mit einem Gentherapeutikum muss durch
Fachéarztinnen oder Facharzte, welche die Anforderungen nach § 3 Absatz 1 erfiillen,
und unter Bertlicksichtigung der Befunde gemaf Absatz 1 erfolgen.

Position A Position B
2Dariiber hinaus miissen Fachirztinnen oder Fachirzte in | entfdllt
die Entscheidung nach Satz 1 eingebunden werden,
welche die Anforderungen nach § 3 Absatz 2 Satz 1
erfullen.

2/3Datum, eingebundene Fachirztinnen oder Fachirzte und Beratungsergebnis sind
durch die Dokumentation in der Patientenakte nachzuweisen.

Anforderungen an die Aufklarung der Patientinnen und Patienten zur Durchfiihrung
der Therapie

!Die Aufkldrung der Patientinnen oder Patienten muss vor Anwendung des ATMP
erfolgen. ?Die Durchfiilhrung der Aufkldrung ist durch die Dokumentation in der
Patientenakte nachzuweisen.

Die Aufklarung soll insbesondere folgende Aspekte umfassen:

1. Mogliche verfligbare therapeutische Alternativen im Hinblick auf die Auswahl der
Behandlungsoptionen, deren moglichen Nutzen und Risiken und den zeitlichen
Ablauf der geplanten Untersuchungen, sowie

2. die Aufklarung Uber den weiteren Ablauf der Behandlung und den
Nachsorgeprozess mit einer gegebenenfalls notwendigen, engmaschigen
Kontrolle.

Anforderungen an Infrastruktur und Organisation zur Durchfiihrung der Therapie

!In der Behandlungseinrichtung, in der Indikationsstellung und die Durchfiihrung der
Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, missen spezifische Standard Operating
Procedures (SOP) fiir die klinische, apparative und laborchemische Uberwachung zur
Fritherkennung von und den Umgang mit Komplikationen vorhanden sein. 2Die SOP
nach Satz 1 missen Vorgaben zur Verflgbarkeit von Faktorkonzentraten zur
Notfallbehandlung enthalten.

Position A Position B
3Dartiber hinaus miissen die SOP Vorgaben fiir die Einleitung | entfdllt

einer intensivmedizinischen Behandlung der Patientinnen und
Patienten und einer ggf. notwendigen Verlegung auf eine
Intensivstation enthalten. “Die Sicherstellung einer
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(2)

(3)

§8
(1)

(2)

intensivmedizinischen Versorgung nach Satz 3 kann nach
Maligabe des § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des
Allgemeinen Teils durch Kooperationen gewahrleistet werden.

!In der Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der
Therapie im Sinne dieser Anlage erfolgt, muss eine spezifische SOP fiir die Uberginge
zwischen der Behandlung mit und der Nachsorge von einer Anwendung eines
Gentherapeutikums bei Hamophilie vorhanden sein, die mindestens die folgenden
Punkte beinhaltet:

1. Vorgaben zur Zusammenarbeit mit den nachbehandelnden Behandlungs-
einrichtungen beziehungsweise Arztinnen und Arzten,

2. die Verpflichtung zur Erstellung und Ubermittlung eines patientenbezogenen
Nachsorgeplans,

3.  Angaben, in welchen Zeitrdumen eine Wiedervorstellung der Patientin bzw. des
Patienten in der Behandlungseinrichtung erfolgen soll, und

4.  Angaben, welche Symptome oder Komplikationen Anlass zur unmittelbaren
Vorstellung in einer zur Durchfihrung der Therapie mit Gentherapeutika bei
Hamophilie qualifizierten Behandlungseinrichtung geben.

!Die Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der
Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, muss fir eine Behandlungseinrichtung, in
der die Nachsorge der Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, fir Rickfragen
erreichbar sein, insbesondere zur Riicksprache bei Einleitung oder Anpassung einer
immunsupprimierenden Therapie. 2Entsprechende Vorgaben sind in der SOP nach
Absatz 2 zu treffen.

Anforderungen an Infrastruktur und Organisation der Nachsorge

Die Nachsorge der Therapie mit dem Gentherapeutikum findet nach MalRgabe der
folgenden Regelungen unter Beriicksichtigung der SOP nach § 7 Absatz 2 statt.

!Die Nachsorge der Therapie mit dem Gentherapeutikum ist bis mindestens fiinfzehn
Jahre nach Durchfiihrung der Therapie nach Maligabe der personellen, fachlichen und
strukturellen Anforderungen gemaR §§ 8 bis 10 zu gewahrleisten.

Position A Position B

2Die Nachsorge hat durch regelméaRige Einbestellung des Patienten | entfdllt
oder der Patientin der Behandlungseinrichtung, in der die
Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt ist, zu erfolgen. 3Im Ubrigen bleiben die
einzuhaltenden Anforderungen der amtlichen Fachinformation
unberthrt. “Bei jeder Vorstellung sind der jeweilige
Gerinnungsfaktor sowie Laborwerte zur Uberpriifung der
Leberfunktion (Alaninaminotransferase (ALT), Aspartatamino-
transferase (AST) und Kreatinphosphokinase (CPK)) zu bestimmen.
>Daruber hinaus missen alle sechs Monate der Gelenkstatus und

alle zwolf Monate der Funktionsstatus der Leber (z.B. mittels
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(3)

(4)

§9

Bildgebung) untersucht werden. ®Die Ergebnisse nach Satz 4 und 5

sind durch die Dokumentation in der Patientenakte nachzuweisen.

!Die Behandlungseinrichtung, in der

Gentherapeutikum erfolgt,

die Nachsorge der Therapie mit dem
informiert die Behandlungseinrichtung,

Indikationsstellung und Durchfiihrung der Therapie der jeweiligen Patientin bzw. des

jeweiligen Patienten stattgefunden hat,

Position A

Position B

innerhalb von zwei Werktagen

regelhaft und zeitnah

Uiber die Durchfiihrung und die Ergebnisse der Untersuchungen nach Absatz 2. %Es kann

eine Rlicksprache mit der

Behandlungseinrichtung

erfolgen, in

Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie erfolgt ist. 3Zur Regelung nach

Satz 1 muss eine spezifische SOP vorliegen.

Position A

Position B

In der Behandlungseinrichtung, in der die
Nachsorge der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt, miussen
spezifische SOP fir die Durchfihrung der
Untersuchungen nach Absatz 2 Satz 4 und 5
vorhanden  sein. 2Die  SOP  muss
insbesondere Vorgaben beinhalten zur
Sicherstellung der:

a. Maoglichkeit einer taglichen Erhebung der
Faktoraktivitdt sowie der Laborwerte zur
Uberpriifung der Leberfunktion;

b. Verflugbarkeit der Ergebnisse nach
Buchstabe a innerhalb von 24 Stunden;

c. Moglichkeit zur Interpretation von
Laborwerten und der Ubermittlung von
Therapieempfehlungen an die Patientin
bzw. den Patienten;

d. Verfligbarkeit von Faktorkonzentraten
zur Notfallbehandlung.

YIn der Behandlungseinrichtung, in
der die Nachsorge der Therapie mit
dem Gentherapeutikum erfolgt,
muss:

a. eine werktaglichen Erhebung der
Faktoraktivitat sowie der
Laborwerte zur Uberpriifung der
Leberfunktion,

b. die Verfiigbarkeit der Ergebnisse
nach Buchstabe a innerhalb von 24
Stunden und

C. die Interpretation von
Laborwerten und die Ubermittlung
von Therapieempfehlungen an die
Patientin bzw. den Patienten,

moglich sein.

Anforderungen an die Erfahrung in der Behandlungseinrichtung zur Nachsorge

Eine Behandlungseinrichtung, in der

die Nachsorge der Therapie mit dem

in der die

der die

Gentherapeutikum erfolgt, muss tber Erfahrungen in der Behandlung von Patientinnen
und Patienten mit hereditdaren oder erworbenen Faktormangelzustanden und sonstigen
Koagulopathien verfligen, dokumentiert durch > 10 Patientinnen und Patienten
innerhalb des letzten Kalenderjahres, das der Arzneimittelanwendung vorausgegangen
ist, mit schwerer Himophilie mit dieser Diagnose (D66, D67, D68.00, D68.01, D68.09
nach ICD-10-GM-2023 beziehungsweise der im Bezugszeitraum jeweils geltenden
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Fassung) oder Uber die Meldung der Behandlung an das Deutsche Hamophilie Register.
§ 10 Anforderungen an das Personal in der Nachsorge

(1) Yn der Behandlungseinrichtung, in der die Nachsorge der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt, miissen die fiir die Nachsorge verantwortliche Arztin oder
der verantwortliche Arzt Fachdrztin oder Facharzt fiur Innere Medizin mit
Zusatzweiterbildung Hamostaseologie oder Facharztin oder Facharzt fir Innere Medizin
und Hamatologie und Onkologie mit Zusatzweiterbildung Hamostaseologie oder
Facharztin  oder Facharzt fir Transfusionsmedizin mit Zusatzweiterbildung
Hamostaseologie sein.

(2)

Position A Position B
!In der Behandlungseinrichtung, in der die Nachsorge der Therapie | entfdllt
mit dem Gentherapeutikum erfolgt, muss zusatzlich zum &rztlichen
Personal nach Absatz 1 mindestens eine Person mit abgeschlossener
Weiterbildung zur Hamostaseologie Assistentin  bzw. zum
Hamostaseologie Assistenten tatig sein. 2 Einer abgeschlossenen
Weiterbildung nach Satz 1 gleichgestellt ist bezogen auf
Vollzeitaquivalente eine Tatigkeit von mindestens 24 Monaten in
einer Behandlungseinrichtung, die die Anforderungen nach § 2
erfullt. 3Bei Tatigkeiten in Teilzeit erfolgt eine Umrechnung der
entsprechenden Berufserfahrung auf Vollzeitaquivalente.
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§11

(1)

(2)

(3)

Besondere Bestimmungen

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir zugelassene
Krankenhduser und zur vertragsarztlichen Versorgung zugelassene oder ermachtigte
Leistungserbringer

Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitatsanforderungen in

Position A Position B

§ 2, § 3 Absatz 1 und Absatz 2 Satz 1 und
2,84 Satz 1, § 5 Absatz 1 Satz 2 und
Absatz 2 Satz 1 und 2, § 6 Absatz 1 Satz
1, § 7 Absatz 1 Satz 1 bis 3 und Absatz 2
und 3

§2, § 3 Absatz 1 und Absatz 2 Satz 1, § 5
Absatz 1 Satz 2 und Absatz 2 Satz 1, § 6
Absatz 1 Satz1lund §7

handelt es sich um Mindestanforderungen.

IAufgrund einer Anzeige nach § 10 Absatz 3 oder Absatz 5 Satz 5 beziehungsweise einer
Anzeige und einem Antrag nach § 16 Absatz 4 oder Absatz 6 des Allgemeinen Teils dieser
Richtlinie hat der Leistungserbringer die fiir den Nachweis der Erfillung der
Mindestanforderungen erforderlichen einrichtungs- und personenbezogenen Daten
gemaRk § 10 Absatz 5 beziehungsweise § 16 Absatz 2 des Allgemeinen Teils dieser
Richtlinie anhand des Vordrucks der Checkliste nach Anhang 2 Teil 1 zu (ibermitteln. 2Die
SOP gemiR § 7 sind stets vorzulegen. 3Aufgrund einer Anzeige nach § 10 Absatz 5 Satz 5
beziehungsweise § 16 Absatz 6 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie ist dartiber hinaus
auch Anhang 3 Teil 1 vorzulegen.

Folgedissens zur § 16a Absatz 2 Rahmen-Richtlinie

Position A

Position B

Abweichend von § 43 Absatz 1 Abschnitt
4 Unterabschnitt 2 Teil B MD-QK-RL
beziehungsweise § 16a Absatz 2 Satz 1
kénnen die Kontrollen oder Prifungen
nach pflichtgemalRem Ermessen der
zustdndigen Stelle im  schriftlichen
Verfahren nach Aktenlage erfolgen.

!Abweichend von § 43 Absatz 1 Abschnitt
4 Unterabschnitt 2 Teil B MD-QK-RL
konnen die Kontrollen fir zugelassene
Krankenhduser nach pflichtgemaRem
Ermessen der zustandigen Stelle im
schriftlichen Verfahren nach Aktenlage
erfolgen.  2Die  Bescheinigung st
abweichend von § 11 Absatz 1 Satz 2 des
Allgemeinen Teils dieser Richtlinie flinf
Jahre giiltig.

§ 12 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir Leistungen

durch Hochschulambulanzen oder nachstationdre Versorgung nach § 115a SGB V

!Die Anzeige- und Nachweisverpflichtung nach § 15i.V.m. §§ 10 und 12 des Allgemeinen
Teils dieser Richtlinie besteht fiir Behandlungseinrichtungen, die als
Hochschulambulanzen Leistungen im Rahmen der nachstationdren Versorgung im
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§13

(1)

(2)

§14

Krankenhaus erbringen. 2Der Medizinische Dienst fiihrt Kontrollen zur Einhaltung der
Mindestanforderungen nach § 11 Absatz 1 durch. 3§ 11 Absatz 1 findet entsprechende
Anwendung mit der Mal’gabe, dass der Vordruck der Checkliste nach § 13 Absatz 2 zu
verwenden ist.

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitdtsanforderungen an die
nachsorgende Behandlungseinrichtung

Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitatsanforderungen in § 8 bis
10 handelt es sich um Mindestanforderungen im Rahmen der Nachsorge der ATMP-
Therapie.

IMit der Anzeige nach § 16 Absatz 1 Satz 1 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat
der Leistungserbringer die fir den Nachweis der Erflillung der Mindestanforderungen
erforderlichen einrichtungs- und personenbezogenen Daten anhand des Vordrucks der
Checkliste nach Anhang 4 Teil 1 zu (bermitteln. 2Die Anzeige- und Nachweis-
verpflichtung gegeniiber der zustiandigen Stelle besteht fiir Behandlungseinrichtungen
fir den nach § 8 Absatz 2 vorgesehenen Versorgungszeitraum der Nachsorge von
mindestens 15 Jahren.

Ubergangsregelung

tAufgrund § 20 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie miissen Leistungserbringer bzw.
Behandlungseinrichtungen, die bereits vor dem xx. Monat 202x [Inkrafttreten dieser
Anlage] die Gentherapie durchgefiihrt oder die Versorgung in Form der Nachsorge von
Patientinnen und Patienten im Zusammenhang mit der Gentherapie (ibernommen
haben, die geforderten Nachweise gemaR § 11 Absatz 1, 12 und 13 Absatz 1 bis zum xx.
Monat 202x [6 Monate nach Inkrafttreten dieser Anlage] erbringen. 2§ 11 Absatz 2 gilt
mit der Mal3gabe, dass auch Nachweise gemal Anhang 3 Teil 1 zu Gibermitteln sind.
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Anhang 1

Ubersicht zu Kodierungen von Diagnosen sowie Operationen undProzeduren

(OPS- und ICD-10-GM) [Position B:] sowie GOP gemafl EBM

ICD-10-GM 2023

D66 Hereditdrer Faktor-VIlII-Mangel (inkl. Himophilie A)
D67 Hereditarer Faktor-IX-Mangel (inkl. Himophilie B)
D68.0- Willebrand-Jirgens-Syndrom

D68.00 hereditdres Willebrand-Jirgens-Syndrom

D68.01 Erworbenes Willebrand-Jirgens-Syndrom

D68.09 Willebrand-Jirgens-Syndrom, nicht ndher bezeichnet
OPS Version 2023

[nicht besetzt] | -

Position A | Position B
entfdllt
Gebiihrenordnungsposition (GOP)
gemal’ Einheitlichem Bewertungsmalistab (EBM) mit Stand vom 1. Januar 2023
30320 Intravasale Infusionstherapie mit Valoctocogen
Roxaparvovec mind. 60 Minuten
30321 Intravasale Infusionstherapie mit Valoctocogen
Roxaparvovec 2h
30322 Intravasale Infusionstherapie mit Valoctocogen
Roxaparvovec 4h
30323 Intravasale Infusionstherapie mit Valoctocogen
Roxaparvovec 6h

ATMP-QS-RL Anlage IV — Gentherapeutika bei Himophilie
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Anhang 2 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach [Position A] §§ 11 und 12 [bzw. Position B] §§ 10 und 11 zur
Erfiillung von Anforderungen nach MafB3gabe [Position A] §8 2 —7 [bzw. Position B] §§ 2 -6

Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Der Leistungserbringer in

erfullt die Mindestanforderungen zur Anwendung eines Gentherapeutikum bei Hamophilie.

Institutionskennzeichen und Standorthnummer

oder

BSNR

Die Kassenarztliche Vereinigung bzw. der Medizinische Dienst ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben zu Uberprifen.
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2.1 Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung nach § 2

Die Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit dem Gentherapeutikum
erfolgt, verfligt iber umfangreiche Erfahrung in der Behandlung von Patientinnen und Patienten mit hereditaren oder
erworbenen Faktormangelzustadnden und sonstigen Koagulopathien, dokumentiert durch:

1 Q ja Q nein
Position A Position B
2%10 - 4 Pati it sch - h'I'Z 30. di - h oder Dokumentiert durch
Patientinnen un I[I)Datllel’r:ten mlt.sc c\j/ver.er Hamop |.|e mit .|eserlDlag;nos§ (D66, D67, I?68.0}(1), IIZ;G:.OII, D68.09 nac Meldung im Deutschen
ICD—10-GM—2023 eziehungsweise der im Bezugszeitraum jeweils geltenden Fassung) innerhalb des letzten Himophilie Register
Kalenderjahres. . .
O ja QO nein
Anzahl der Patientinnen und Patienten:

2.1.2 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung teilweise oder vollstandig nicht erfiillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung Geplanter Zeitpunkt der Erflllung
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2.2 Mindestanforderungen an das drztliche Personal nach § 3

Funktion Titel Name Vorname
i verantwortliche Facharztin oder Facharzt fiir Innere Medizin @) Q nein
Arztin/ mit Zusatzweiterbildung Himostaseologie
verantwortlicher ODER
Arzt
Facharztin oder Facharzt fir Innere Medizin Q Q nein
und Hamatologie und Onkologie mit
Zusatzweiterbildung Hamostaseologie
ODER
Facharztin oder Facharzt fur Q Q nein
Transfusionsmedizin mit
Zusatzweiterbildung Hdmostaseologie
Position A Position B
entfdllt
Funktion | Titel Name Vorname
2 weitere Facharztin oder Facharzt fiir Innere Medizin mit O ja Q nein
Arztin/ Zusatzweiterbildung Hamostaseologie
weiterer ODER
Arzt
Facharztin oder Facharzt fiir Innere Medizin und Q ja Q nein
Hamatologie und Onkologie mit
Zusatzweiterbildung Hamostaseologie
ODER
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Fachéarztin oder Facharzt fir Transfusionsmedizin
mit Zusatzweiterbildung Hamostaseologie

O ja Q nein

3 Die Verfligbarkeit der Fachdisziplinen Innere Medizin und Gastroenterologie zur Q ja O nein Sicherstellung erfolgt durch

Diagnostik und Behandlung von Lebererkrankungen ist sichergestellt.

Kooperationspartner!

Q

2.2.4 Begrindung, falls die Mindestanforderungen an das arztliche Personal teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung

Begriindung der Nichterfillung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

Position A

Position B

2.3 Mindestanforderungen an das weitere beteiligte Personal nach § 4

entfdllt

Funktion | Titel

Name Vorname

! Die Anforderungen nach § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils sind einzuhalten.
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.1 | weitere abgeschlossene Weiterbildung zur Hdmostaseologie Assistentin ja O nein
beteiligte bzw. zum Hamostaseologie Assistenten
Person ODER
mindestens 24-monatige Berufserfahrung? in einer Behandlungs- ja Q nein
einrichtung, welche die Anforderungen nach § 2 erfillt
.2 | weitere abgeschlossene Weiterbildung zur Hamostaseologie Assistentin ja O nein
beteiligte bzw. zum Hamostaseologie Assistenten
Person
ODER
mindestens 24-monatige Berufserfahrung® in einer Behandlungs- ja O nein
einrichtung, welche die Anforderungen nach § 2 erfiillt

2.3.3 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an das weitere beteiligte Personal teilweise oder vollstandig nicht erfllt

werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

2.4 Mindestanforderungen an Infrastruktur und Organisation nach § 7

SOP zur Uberwachung und Friiherkennung von Komplikationen

2 Bezogen auf Vollzeitiquivalente.




! In der Behandlungseinrichtung, in der Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit dem O ja Q nein
Gentherapeutikum erfolgt, sind spezifische SOP fiir die klinische, apparative und laborchemische Uberwachung zur
Friiherkennung von und den Umgang mit Komplikationen vorhanden, welche Vorgaben zur Verfligbarkeit von
Faktorkonzentraten zur Notfallbehandlung
Position A Position B
sowie Vorgaben fiir die Einleitung einer intensivmedizinischen Behandlung der entfdllt
Patientinnen und Patienten und einer ggf. notwendigen Verlegung auf eine
Intensivstation
enthalten.
SOP fiir Behandlungsiiberginge zwischen Durchfiihrung der Therapie und Nachsorge
2 In der Behandlungseinrichtung, in der die Indikationsstellung und die Durchflihrung der Therapie im Sinne dieser O ja Q nein

Anlage erfolgt, ist eine spezifische SOP fiir die Ubergénge zwischen der Behandlung mit und der Nachsorge von einer
Anwendung eines Gentherapeutikums bei Hdmophilie vorhanden, welche die Vorgaben nach § 7 Absatz 2 und 3 erfiillt.

2.4.3 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an Infrastruktur und Organisation teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung
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2.5 Unterschriften
Zur vertragsarztlichen Versorgung zugelassener oder erméachtigter Leistungserbringer

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Datum Unterschrift

Hochschulambulanz bzw. vor- oder nachstationdre Versorgung nach § 115a SGB V

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name

Datum

Unterschrift

Geschaftsfuhrung/

Arztliche Leitung Verwaltungsdirektion
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Anhang 3  Ergdnzende Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach [Position A] §§ 11 und 12 [bzw. Position B] §§ 10 und 11 zur
Erfillung von Prozessanforderungen nach MaBgabe der [Position A] §§ 2 =7 [bzw. Position B] §§ 2 -6

Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Der Leistungserbringer in

erfullt die Mindestanforderungen zur Anwendung eines Gentherapeutikum bei Hamophilie.

Institutionskennzeichen und Standortnummer

oder

BSNR

Die Kassenarztliche Vereinigung bzw. der Medizinische Dienst ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben zu tberpriifen.
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Position A Position B

entfdllt

3.1 Mindestanforderungen an das arztliche Personal nach § 3 Absatz 2 Satz 2

Bei Patientinnen und Patienten mit vorbestehenden Infektionen mit HIV wurde ein Facharzt Q ja Q nein
oder eine Facharztin fur Innere Medizin und Infektiologie oder eine Facharzt oder eine
Facharztin mit der Zusatzweiterbildung Infektiologie oder Immunologie hinzugezogen und in
der Patientenakte dokumentiert.

3.2 Mindestanforderungen an die Indikationsstellung fiir die ATMP-Anwendung nach § 5

| Eine molekulargenetischen Diagnostik der Himophilie liegt vor und wurde mit einem validierten Verfahren durchgefihrt. | O ja Q nein

Position A Position B

entfdllt

2 Es liegen folgende Voraussetzungen vor:

a. validierter Test auf Anti-AAV5-Antikorper O ja @)

nein

b. Erfassung der Ausgangswerte der Laborparameter zur Beurteilung der Leberfunktion gemaR O ja @)
Fachinformation innerhalb von 3 Monaten vor der Durchfiihrung der Therapie nein

c. Beurteilung des Fibrosestatus innerhalb von 6 Monaten vor der Durchfiihrung der Therapie Q ja ©)

nein

d. Ausschluss des Vorliegens von neutralisierenden Antikorpern gegen den Blutgerinnungsfaktor O ja @)
(Faktor-Inhibitoren) nein

20




3 Die Entscheidung fiir die Therapie mit einem Gentherapeutikum ist durch Facharztinnen oder Facharzte, welche die O ja Q nein
Anforderungen nach § 3 Absatz 1 Satz 1 und 2 erfillen,
Position A Position B
sowie durch Facharztinnen oder Facharzte, welche die entfdllt
Anforderungen nach § 3 Absatz 1 Satz 1 und 2 erfiillen,
erfolgt.
3.3 Mindestanforderungen an die Aufkldrung der Patientinnen und Patienten nach § 6
Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten erfolgt vor Anwendung des ATMP. Q ja Q nein

3.4 Begriindung, falls die Mindestanforderungen teilweise oder vollstandig nicht erfiillt werden

Art der Anforderung Datum der Zeitlicher Umfang der Begriindung der

Nichterfillung Nichterfillung (Uhrzeit/in Std.) Nichterfullung

Geplanter Zeitpunkt der
Wiedererfillung
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3.5 Unterschriften
Zur vertragsdrztlichen Versorgung zugelassener oder erméachtigter Leistungserbringer

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Datum Unterschrift

Hochschulambulanz bzw. vor- oder nachstationdre Versorgung nach § 115a SGB V

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name

Datum

Unterschrift

Geschaftsfuhrung/

Arztliche Leitung Verwaltungsdirektion

22



Anhang 4 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach [Position A] § 13 [bzw. Position B] § 12 zur Erfiillung von Anforderungen
nach MaRgabe der [Position A] §8§ 8 — 10 [bzw. Position B] §§ 7 — 9 (Nachsorge)

Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Der Leistungserbringer in

erfullt die

O Mindestanforderungen (Anhang 4 Teil 1)

Position A Position B

und dokumentiert die entfdllt

O weiteren Qualitdtsanforderungen (Anhang 4 Teil 2)

die Mindestanforderungen zur Nachsorge von Patientinnen und Patienten nach der Anwendung eines Gentherapeutikum bei Hamophilie.

Institutionskennzeichen und Standorthnummer

oder

BSNR

Die Kassenarztliche Vereinigung bzw. der Medizinische Dienst ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben zu Uberprifen.
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1. Teil — Nachweis von Mindestanforderungen der Nachsorge

4.1 Mindestanforderungen an Infrastruktur und Organisation der Nachsorge nach § 8

Position A Position B
entfdllt
| Durch organisatorische Vorkehrungen ist eine regelmaRige Einbestellung des Patienten oder der O ja Q nein
Patientin innerhalb der Intervalle gemaR Fachinformation nach der Entlassung aus der
Behandlungseinrichtung, in der die Durchfiihrung der Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt ist,
sichergestellt.
2 Durch organisatorische Vorkehrungen ist bei jeder Vorstellung eine Bestimmung der jeweilige O ja Q nein
Gerinnungsfaktor sowie Laborwerte zur Uberpriifung der Leberfunktion (Alaninaminotransferase (ALT),
Aspartataminotransferase (AST) und Kreatinphosphokinase (CPK)) sichergestellt und wird in der
Patientenakte dokumentiert.
3 Durch organisatorische Vorkehrungen ist sichergestellt, dass alle sechs Monate der Gelenkstatus und O ja Q nein
alle zwolf Monate der Funktionsstatus der Leber (z.B. mittels Bildgebung) untersucht und in der
Patientenakte dokumentiert werden,
Position A Position B
SOP zum Informationsfluss der Behandlungseinrichtungen 4 Durch organisatorische Vorkehrungen ist O ja

4 In der Behandlungseinrichtung, in der die
Nachsorge der Therapie mit dem
Gentherapeutikum erfolgt, ist eine spezifische
SOP vorhanden, welche sicherstellt, dass die
Behandlungseinrichtung, in der die
Indikationsstellung und Durchfiihrung der

O ja
Q nein

sichergestellt, dass die Behandlungseinrichtung, in
der die Indikationsstellung und Durchfiihrung der
Therapie der jeweiligen Patientin bzw. des
jeweiligen Patienten stattgefunden hat, regelhaft
und zeitnah lber die Durchfihrung und die

Ergebnisse der Untersuchungen nach § 8 Absatz 2

Q nein
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Therapie der jeweiligen Patientin bzw. des
jeweiligen Patienten stattgefunden hat,
innerhalb von zwei Werktagen tber die

informiert wird.

€ ) ; Durch organisatorische Vorkehrungen ist O ja
Durchfiihrung und die Ergebnisse dfar ‘ sichergestellt, dass o nein
Uptersuchungen nach § 8 Absatz 2 informiert a. eine werktaglichen Erhebung der
wird. Faktoraktivitat sowie der Laborwerte zur
SOP zur Durchfiihrung von Untersuchungen im Rahmen der Nachsorge Uberpriifung der Leberfunktion,
5 In der Behandlungseinrichtung, in der die 0O ja b. die Verfligbarkeit der Ergebnisse nach
Nachsorge der Therapie mit dem O nein Buchstabe a innerhalb von 24 Stunden und
Gentherapeutikum erfolgt, ist eine spezifische c. die Intejrpretation von Laporwerten und die
SOP fir die Durchfiihrung der Untersuchungen Ubermlttll.mg von Therapleempfehlungen
gemaR § 8 Absatz 2 Satz 3 und 4 vorhanden, _oan die Patientin bzw. den Patienten
welche die Vorgaben nach § 8 Absatz 4 Satz 2 méglich ist.
erfullt.
4.2 Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung zur Nachsorge nach § 9
Die Behandlungseinrichtung, in der die Nachsorge der Therapie mit dem Gentherapeutikum erfolgt, verfiigt Gber Erfahrungen
in der Behandlung von Patientinnen und Patienten mit hereditaren oder erworbenen Faktormangelzustanden und sonstigen
Koagulopathien, dokumentiert durch:
2 10 Patientinnen und Patienten mit schwerer Himophilie mit dieser Diagnose (D66, D67, D68.00, D68.01, D68.09 O ja O nein

nach ICD-10-GM-2023 beziehungsweise der im Bezugszeitraum jeweils geltenden Fassung) innerhalb des letzten
Kalenderjahres.

QO ja

oder Dokumentiert durch
Meldung im Deutschen
Hamophilie Register

Q nein
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Anzahl der Patientinnen und Patienten:

4.3 Mindestanforderungen an das Personal in der Nachsorge nach § 10

Funktion Titel Name Vorname
i verantwortliche Facharztin oder Facharzt fir Innere Q ja Q nein
Arztin/ Medizin mit Zusatzweiterbildung
verantwortlicher Hamostaseologie
Arzt ODER
Fachérztin oder Facharzt fir Innere Q ja O nein
Medizin und Hamatologie und Onkologie
mit Zusatzweiterbildung
Hamostaseologie
ODER
Facharztin oder Facharzt fur Q ja Q nein
Transfusionsmedizin mit
Zusatzweiterbildung Hamostaseologie
Position A Position B
entfallt
Funktion | Titel | Name Vorname
.2 | weitere abgeschlossene Weiterbildung zur Hamostaseologie Assistentin Q ja O nein
beteiligte bzw. zum Hamostaseologie Assistenten
Person ODER
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einrichtung, welche die Anforderungen nach § 2 erfiillt

mindestens 24-monatige Berufserfahrung 3 in einer Behandlungs- | QO ja O nein

4.4 Begriindung, falls die Mindestanforderungen zur Nachsorge teilweise oder vollstindig nicht erfiillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

2. Teil - Dokumentation weiterer Qualitatsanforderungen zur Nachsorge

4.5 Qualitdtsanforderung beziiglich Riicksprache der Behandlungseinrichtung

Es kann eine Riicksprache mit der Behandlungseinrichtung erfolgen, in der die Indikationsstellung und die
Durchfiihrung der Therapie erfolgt ist.

sichergestellt:

QO ja Q nein

Begriindung sofern nicht sichergestellt:

3 Bezogen auf Vollzeitaquivalente.
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3. Teil — Unterschriften

Zur vertragsarztlichen Versorgung zugelassener oder ermachtigter Leistungserbringer

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Datum Unterschrift

Hochschulambulanz bzw. vor- oder nachstationdre Versorgung nach § 115a SGB V

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name

Datum

Unterschrift

Geschéftsfihrung/

Arztliche Lei
rztliche Leitung Verwaltungsdirektion
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