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Beschluss des Gemeinsamen BundesausschussesBeschluss des Gemeinsamen Bundesausschusses
gem. § 91  SGB Vgem. § 91  SGB V

Unterausschuss „Ambulante Behandlung im Krankenhaus“ Unterausschuss „Ambulante Behandlung im Krankenhaus“ 
gem. § 116b Abs. 4, SGB Vgem. § 116b Abs. 4, SGB V
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Prof. Dr. med. Dr. h.c. W.Schramm 
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Genetisch bedingte Blutgerinnungsstörungen

• Hämophilie A (ca. 80% der Bluter)
•Aktivitätsminderung des Gerinnungsfaktors VIII

• Hämophilie B
•Aktivitätsminderung des Gerinnungsfaktors IX

• von Willebrand Syndrom

• Andere seltene Blutungsleiden
z.B. Faktor X-Mangel

ca. 6.000 Patienten

3.000 – 4.000
sind dauerhaft 

behandlungsbedürftig 



Genetisch bedingte Blutgerinnungsstörungen:
Hämophilie A

Schweregrad

schwer

mittel

leicht

Restaktivität des
Gerinnungsfaktors VIII

< 1%

1% - � 5%

5% < 15%

Blutungsneigung



Genetisch bedingte Blutgerinnungsstörungen:
Hämophilie A

Klinische Symptomatik:

Vor allem wiederholt auftretende Gelenkeinblutungen, die bis zur
Schädigung  der Gelenke und zur vollständigen Funktionsunfähigkeit 
führen können.

Hauptziele der Therapie:

• Verhütung von Blutungen
• Behandlung von Blutungen und deren Folgeschäden
• Erhaltung und Wiederherstellung der Gelenkfunktion
• Integration des Hämophilen in ein normales Leben



Genetisch bedingte Blutgerinnungsstörungen:
Hämophilie 

Therapie:

Die entscheidende Therapie der Hämophilie A besteht
in der Substitution des Gerinnungsfaktors VIII, bei der 
Hämophilie B des Gerinnungsfaktors IX.

Zur Verfügung stehen gentechnisch (rekombinant) 
oder aus Blutplasma hergestellte Faktorenkonzentrate.

Die Behandlung erfolgt entweder nach Bedarf oder als 
blutungsvorbeugende Dauerbehandlung.

Unerwünschte Nebenwirkungen der Faktorsubstitution 
sind z.B. Infektionen mit pathogenen Mikroorganismen 
(Hepatitis A, B oder C, HIV), allergische Reaktionen 
oder Hämolyse.

Schwerwiegende Komplikation der Therapie: 
Entwicklung eines Antikörpers (Inhibitors).



AnzahlAnzahl zuzu erwartendererwartender BlutungenBlutungen
Schramm et al.: 

- On demand : 7.7 (0 - 96) Gelenkblutungen pro Patient / 
6Monate

- Prophylaxe: 3.4 (0 - 70) Gelenkblutungen pro Patient / 
6Monate 

Fischer et al.: 
- On demand: 11.5 (3.8 - 24) Gelenkblutungen pro Patient / 

Jahr
- Prophylaxis: 2.8 (0 - 7.8) Gelenkblutungen pro Patient / Jahr

Schramm W et al. European Hemophilia Economic Study Group. Clinical outcomes and resource utilisation associated with haemophilia care in 
Europe. Haemophilia 2002; 8: 33–43
Fischer K et al.. Prophylactic versus on-demand treatment strategies for severe haemophilia: a comparison of costs and long-term outcome. 
Haemophilia 2002; 8 (6): 745-52.

Genetisch bedingte Blutgerinnungsstörungen:
Hämophilie A



Die Lebenserwartung von Patienten mit Hämophilie ist
Dank der Substitution mit Gerinnungsfaktorkonzentraten
vergleichbar mit der Lebenserwartung Nicht-Hämophiler 

Die durchschnittl. Lebenserwartung ohne adäquater Therapiemöglichkeiten betrug
Ende der 40er-Jahre des vergangenen Jahrhunderts  16 Jahre. 



SporadicSporadic Treatment:Treatment:
Potential Draw Potential Draw BacksBacks

� Personal Experience
� Continuous Professional Development
� Fehlversorgung ( Misuse )
� Überversorgung ( Overuse )
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60 % höhere Mortalität von Patienten, die außerhalb 
eines Hämophiliezentrums versorgt werden…
Soucie et al. 2000, Evatt et al. 2000



Definition (World Federation of Haemophilia): 
CCCs provide a continuous integrated multidisciplinary support for hemophiliacs: A multidisciplinary 
team of medical providers with specialized knowledge to provide optimal care for the person with 
hemophilia, consisting of hematologists, nurses, physiotherapists, orthopedists, social workers, 
psychologists, laboratory technologists, genetic counsellors, dentists, and other specialists; 
responsible for at least 40 people with severe hemophilia.

Definition Kompetenzzentrum:
Bereitstellung von Kompetenzzentren- Comprehensive Care Centers 
(CCCs)

Source: preliminary results of questioning researches during the ESCHQoL project, 2004: not all ESCHQoL countries have replied yet

Definition Deutschland - Kompetenzzentren sollen: 
• etwa 50 Patienten mit schwerer Hämophilie betreuen
• Hämostaseologisch qualifizierte und erfahrene Ärzte beschäftigen
• Eine ambulante und stationäre Betreuung ermöglichen
• Entsprechende Gerinnungspräparate und Laborteste rund um die Uhr zur Verfügung stellen können
• Im Rahmen des klinischen Gesamtkonzeptes etabliert sein
• Jedem Patienten zugänglich sein



Welche Fachdisziplinen spielen Welche Fachdisziplinen spielen 
für Patienten mit diesem für Patienten mit diesem 

Krankheitsbild eine Rolle? (1)Krankheitsbild eine Rolle? (1)
• Internisten 

•Hämostaseologen
•Rheumatologen
•Onkologen
•Hämatologen
•Gastroenterologen

• Orthopäden
• Physotherapeuten
• Chirurgen
• Zahnärzte
• Gynäkologen
• HNO-Ärzten
• Neurochirurgen
• Virologen
• Humangenetiker
• Psychologen

Kompetenzbündelung in der
Form von Kompetenzzentren

Koordinationsfunktion: 
Kompetenzzentrum

www.svr-gesundheit.de



Aus der Sicht von Patienten sind folgende Kriterien Aus der Sicht von Patienten sind folgende Kriterien 
für eine optimale Behandlungseinrichtung zu für eine optimale Behandlungseinrichtung zu 
erfüllen: erfüllen: 

Deutsche Hämophiliegesellschaft

- 24 Stunden Service
- Möglichkeit der stationären Aufnahme 
- Kontinuität
- Klinische Forschung
- Interdisziplinäre Zusammenarbeit

Welche Fachdisziplinen spielen Welche Fachdisziplinen spielen 
für Patienten mit diesem für Patienten mit diesem 

Krankheitsbild eine Rolle? (2)Krankheitsbild eine Rolle? (2)

www.svr-gesundheit.de



www.svr-gesundheit.de



1193

122 Zentren dargestellt
Mittelwert jeweils aus 1999 – 2006



788

39 Zentren dargestellt mit � 25 Patienten
Mittelwert jeweils aus 1999 – 2006

18 Zentren
27 Zentren

13 Zentren



Versorgung von Versorgung von 
Hämophiliepatienten in D.Hämophiliepatienten in D.
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Hämophilie-Behandlungszentren mit 
zusätzlicher spez. Diagnostik, therap.
Möglichkeiten sowie Forschung Anzahl 13
Comprehensive Care Centers

Hämophilie-Behandlungszentren   Anzahl 19

Hämophilie-Behandlungseinrichtungen      Anzahl: 75

Zwei Patientenorganisationen
- DGH - Deutsche Hämophiliegesellschaft
- IGH - Interessengemeinschaft Hämophilie

Advisory Council on the Assessment of Developments in the Health Care System, Expert report 200/2001, addendum
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Hämophiliezentrum Kategorie I

Hämophiliezentrum Kategorie II

Hämophiliebehandlungseinrichtung



Geschätzte jährliche Gesamt-
kosten aus der GKV-Perspektive 450 Mio Euro  

Die durchschnittlichen Kosten
pro Patient variieren extrem

40.903 Euros
-

117.597 Euros  

Holtkötter 1998, Vortrag IGH Bonn

ca. 2 – 3 % des Gesamtbudgets

Kosten und Erstattung der Kosten und Erstattung der 
HämophilietherapieHämophilietherapie



Erstattungssyteme der Hämophilietherapie

Beispiel Deutschland: Finanzierung der Hämophiliebehandlung
3 mögliche Erstattungsformen

Sonderentgelt Mischpreise Bayerisches Modell

Dosis × festgelegter Preis

z.B.: Ein Preis wird erstattet 
für
• alle plasma-derived
Produkte
• alle rekombinanten
Produkte

Das einzelne Zentrum bekommt 
Preise  basierend auf einer 
Mischalkulation verschiedener 
Produkte erstattet.

z.B.: Ein Preis wird erstattet für
• alle plasma-derived Produkte
• alle rekombinanten Produkte

Preisreduktion bei Verwendung 
einer großen Menge an 
Faktorkonzentraten (Anzahl 
Patienten und Dosierung).

Für einige festgelegte 
Krankheiten sind die Kosten für 
Faktorkonzentrate vollkommen 
abgedeckt plus einem Aufschlag 
und einem vierteljählichen
Pauschalbetrag verursacht durch 
vermehrte medizinische und 
logistische Unterstützung. 

Festgelegte Krankheiten sind 
bspw.:
Gerinnungsstörung ICD D66-68
Thrombozytopenie ICD D 69 
(1.3.4) – D 31

Quelle: Expert report; German Expert Panel (SVR) BMGS (German Ministry of Health), February 2002 14/8205
Quelle: W. Schramm, K. Berger: International Plasma Protein Congress, Berlin March 8th. 2005: Reimbursement and Economic Challenges to optimal Patient Care.

. 



Beispiel Deutschland: Finanzierung der Hämophiliebehandlung
Vorteile - Nachteile

Qu elle : Exp er t re po rt;  Ge rm an  Expe rt Pane l ( SVR ) BM GS ( Ge rm an Min istry  of  Hea lth) , Feb ru ar y 20 02  14 /8 205 .
Qu elle : W. Schr am m, K. Ber ge r: Int ern at io na l Plasm a  Pro tein  Con gr ess , Ber lin M ar ch 8th . 2 00 5: R eim bur se me nt a nd  Eco nom ic C halle ng es to o pt im a l Patie nt Car e.

Kein Risiko budgetärer Defizite.
Klinischen Freiraum ist garantiert.

Vorlieben der Patienten finden Beachtung.

Sonderentgelt      Mischpreise Bayerisches Modell

Anreiz:

• Verabreichung von
günstigen
Faktorkonzentraten.

• Kein Anreiz für
wi rtschaftl iches Verhal ten.

Risiko:
Verabreichung der für das
Zentrum lukrativsten
Therapie ungeachtet
negativer Effekte .

Anreiz:
• Verabreichung von
Faktorkonzentraten, deren Preis
unterhalb des gemischten
Preises liegt.
• Ausweitung der verschriebenen
Einhei ten.
•  Kein Anre iz für wi rtschaftl iches
Verhalten

Risiko:
Verabreichung der für das
Zentrum lukrativsten Therapie
ungeachtet negativer Effekte.

Anreiz:
Verschreibung der adäquaten
und nötigen Therapie.

Kein Anreiz:
• die  Dosierung zu erhöhen bzw.
• nur ausschließlich b ill ige
Produkte zu verschreiben.

= wirtschaftlich/
Risiko budgetärer Defizite.

Kostenfaktoren können den klinischen Freiraum beeinflussen.
Interessenskonflikt mit den Vorlieben der Patienten.

= wirtschaftlich

Erstattungssyteme der Hämophilietherapie



Erstattungssyteme der Hämophilietherapie

Beispiel: Vereinbarung zwischen dem Klinkum der Universität München
und der AOK Bayern – Die Gesundheitskasse

§4 Vergütung für die Faktorenkonzentrate

(1) Die Faktorenkonzentrate werden zum Herstellerabgabepreis vergütet.

(2) Zusätzlich kann für die Logistik ein 2%iger Aufschlag zum 
Herstellerabgabepreis in Rechnung gestellt
werden. Dieser Aufschlag ist jedoch pro Patient und Jahr begrenzt auf 
100.000 Einheiten. Für die Prüfung der Kappungsgrenze sind die 
Rechnungen fortzuschreiben.

(3) Die Rechnungsstellung erfolgt zur Weitergabe des Skontos unmittelbar 
an die AOK-Bayern – Die Gesundheitskasse.

…
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Die KostenDie Kosten--Effektivität der Effektivität der 
PrimärprohylaxePrimärprohylaxe bei bei 
HämophiliepatientenHämophiliepatienten

Miners A et al., 2002 (UK)
� FVIII - EUR 86,846 / EUR 73,693 pro gewonnenem QALY
� FIX - EUR 13,629 / EUR 9,826 pro gewonnenem QALY

Ekert H et al. 2001 

� EUR 28,946 pro gewonnenem QALY (Inhibitor Patienten)

Smith P et al. 1996 (USA)

� EUR 1,438 pro vermiedener zusätzlicher Blutung

Schramm B et al. 2002 (Deutschland) 

� EUR 6,653 pro vermiedener zusätzlicher Blutung (�30 Jahre)

� EUR 11,731 pro vermiedener zusätzlicher Blutung (>30 Jahre)

QALY: Qualitäts-bereinigtes Lebensjahr
Umrechnungskurs: www.waehrungskurs.de/all_currencies.php, 18.9.02


