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Muna Tatari

Herzlichen Dank fiir den eindrucksvollen Vor-
trag, Frau Kemkes-Matthes. Ich bin sicher, dass
interessierte Zuhorende wie ich ihn sehr gut ver-

stehen konnten. Sie haben ihn so gut aufbereitet.

Ich mache es kurz, damit wir mdglichst viel Zeit
fiir Diskussion haben, und gebe Ihnen, lieber Herr
Kruip, das Wort.

Stephan Kruip - Mitglied des Deutschen
Ethikrates; Mukoviszidose e. V., Miinchen

(Folie 1)
Vielen Dank, sehr geehrte Damen und Herren, ich
bin Physiker, und als Physiker halte ich es mit
Richard Feynman, der gesagt hat: Wenn ich mich
um komplexe Themen bemiihen will, dann brau-

che ich Beispiele. —

(Folie 2)
Er hat geschrieben: ,,Wenn mir jemand ein mathe-
matisches Theorem erklirt, das ich verstehen will,
brauche ich ein Beispiel. Ich priife die Bedingun-
gen des Theorems an dem Beispiel und dann ist

es nicht so schwierig, wie es aussieht.*

(Folie 3)
Also die Einladung, sich ein weiteres Beispiel an-
zuschauen, und zwar die Mukoviszidose. Ich lebe
mit Mukoviszidose, eine seltene Krankheit, mehr
als 8000 Patienten in Deutschland. Jedes Jahr
kommen damit ungefahr 150 bis 200 Kinder zur
Welt.

Die Stérung des Salz- und Wasserhaushalts bei
dieser Erkrankung verursacht ein zdhfliissiges
Sekret, das Organe wie die Lunge und die Bauch-

speicheldriise irreparabel schidigt.

Bis jetzt musste man eine mehrstiindige tdgliche
Therapie machen: Inhalieren von Antibiotika und

Kochsalzlosungen, intravendse Antibiotika, En-

zymersatz beim Essen, dreimal am Tag Atemthe-
rapie zur Reinigung der Lunge, und Sport drei bis

vier Stunden am Tag.

Die Lebenserwartung ist dabei von wenigen Jah-
ren (als ich geboren wurde, lag die Lebenserwar-
tung bei acht Jahren) auf jetzt durchschnittlich 55
Jahre gestiegen, wie wir aus unserem Patientenre-
gister wissen, das der Verein betreibt. Ich bin 57
Jahre alt, bin also in dieser Hinsicht meiner Zeit

ein bisschen voraus.

(Folie 4)
Der Fehler liegt auf dem 7. Chromosom. Da ist
ein Gen, das fiir ein Protein kodiert, das fiir den
Salztransport durch die Zellmembran zustindig
ist. Das ist im ganzen Korper, aber wesentlich in
der Lunge und in der Bauchspeicheldriise titig,
aber auch in den Schweifidriisen. In den Schweil3-
driisen der Haut wirkt es invers. Es saugt also das
Salz aus dem Schweil} zuriick, damit der Korper
nicht so viel Elektrolyte verliert. Bei Mukoviszi-
dose funktioniert das nicht. Wenn ich Sport treibe,
sieht meine Hand so aus: Ich verliere mehrere

Gramm Salz pro Stunde.

Der Genfehler bewirkt bei ungefahr 80 Prozent
der Patienten, dass sich dieses Protein nicht rich-
tig entfaltet, und bei den restlichen wird das Pro-
tein gar nicht hergestellt. Ein wichtiger Unter-

schied, auf den wir noch kommen.

Gentherapie funktioniert in der Zellkultur, aber

bisher nicht am Patienten.

(Folie 5)
Darauf gehe ich nicht weiter ein, aber es gibt eine
faszinierende Geschichte, die mit der amerikani-
schen Mukoviszidose-Stiftung zu tun hat. Die El-
tern haben nach dem Misserfolg der Gentherapie
Spenden gesammelt, um Molekiile zu finden, die
diese Entfaltung ermoglichen. Sie haben 225 Mil-

lionen Dollar Spenden gesammelt iiber 20 Jahre
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und haben damit Spezialfirmen beauftragt, For-
schung zu machen, per Hochdurchsatz-Screening
nach Molekiilen zu suchen, die die Entfaltung des
Proteins ermdglichen. Wer das nachlesen will: ein
Medizin-Thriller, der sehr lesenswert ist, Breath
from Salt.

(Folie 6)
Tatséchlich hat man nach ungefiahr 20 Jahren Mo-
lekiile gefunden, die dazu in der Lage sind. Die
sind sehr komplex (hier ist eins abgebildet) und
das Medikament, iiber das wir reden, Kaftrio, ist
eine Kombination von drei Molekiilen, die eine
etwas unterschiedliche Wirkung haben und sich

kombinieren.

(Folie 7)

Man diagnostiziert die Mukoviszidose auch heute
noch anhand des Salzgehaltes im Schweif. Da
wird so eine Patrone aufgesetzt und der Schweif3
aufgesaugt und dann geguckt, wie viel Salz da
drin ist. Bei tiber 60 Millimol pro Liter hat man
Mukoviszidose. Unter 30 ist man gesund, und da-
zwischen ist man in einem Graubereich.

Ich hab im Februar 2021 mit der Therapie begon-
nen und war bei 90, also tiefrote Mukoviszidose,
und bin inzwischen, nach einem halben Jahr, bei
38 angekommen, also nahe am gesunden Bereich.

Das entspricht so auch meinem Gefiihl.

(Folie 8)
Allein eine solche Tagung heute, wo ich frither
vor dem Friihstiick anderthalb Stunden Therapie
gemacht habe und beim Aufsetzen eines Headsets
einen Schweillausbruch bekam, weil ich ungeféhr
die Hélfte meiner Gehirnleistung darauf verwen-
det habe, nicht husten zu miissen, zeigt, was das

fiir einen Unterschied fiir mich bedeutet.

Tatsdchlich wird geschidigtes Gewebe nicht re-
pariert. Ich werde meinen Diabetes also behalten

und brauche weiterhin Verdauungsenzyme, weil

die Bauchspeicheldriise nicht funktioniert. Lun-
genschéddigungen bleiben auch erhalten, aber die
Patienten berichten uns durch die Bank sehr posi-
tive Auswirkungen auf ihre Gesundheit und Le-
bensqualitit. Da fallen Sdtze wie: ,,Ich huste gar
nicht mehr®, ,,meine Lungenfunktion hat sich ver-
doppelt”, ,beim Aufwachen fiihlt sich meine
Lunge nicht verklebt an®, ,,ich brauche nicht mehr
drei bis vier Stunden Therapie machen®. Also ein
unbezahlbarer Zusatznutzen. Es sind drei un-
scheinbare Tabletten, die man jeden Tag schlu-

cken muss.

(Folie 9)
Aber unbezahlbar ist auch der Preis. Die grauen
Balken sind die Zahl der Patienten, die in Frage
kommen, das Medikament zu nehmen, weil es
eine Zulassung gibt. Es erweitert sich iiber die
Jahre, weil mehr Mutationen eingeschlossen wer-
den (also andere Patienten mit unterschiedlichen
Mutationen) und die Altersgrenze herabgesetzt
wird. Farbig sind die Patienten, die das Medika-
ment schon nehmen. Man sieht eine sehr starke
Steigerung, und das hat sich in den letzten zwei
Jahren sehr weiterentwickelt, sodass wir davon
ausgehen, dass demnichst ungefdhr 80 Prozent

der Patienten das Medikament nehmen.

(Folie 10)
Wie gesagt, auch der Preis unbezahlbar. Ich bin

Privatpatient, und deswegen steht auf meinem
Kassenzettel, der wirklich original ist, 60.000
Euro fiir ein Quartal. Die drei Tabletten kosten
ndmlich 700 Euro pro Tag, das heif3t, 21.000 Euro
im Monat oder ein Auto. Die Zahl 21.000 merken
Sie sich bitte, die brauchen wir ndmlich noch. Jah-
restherapiekosten sind demnach 250.000 Euro,
und man muss es lebenslang nehmen. Wenn ich
also 70 Jahre alt werde und ich hétte es von Ge-

burt angenommen, dann wiirde sich das auf 17
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Millionen addieren, wenn der Preis so bliebe, was

natiirlich nicht wahrscheinlich ist.

Aber wenn 80 Prozent dieser Patienten das Medi-
kament nehmen, dann sind das Krankenkassen-
kosten von iiber einer Milliarde pro Jahr, und
wenn man weil}, dass die patentgeschiitzten Me-
dikamente insgesamt der gesetzlichen Kranken-
versicherung 25 Milliarden ausmachen, dann
sieht man, was das fiir eine zusétzliche Belastung
ist, und das ist nur eine Erkrankung und es sind
nur 6000 Patienten.

(Folie 11)
Weltweit sieht das ganz anders aus. Es wird ge-
schatzt, dass wir 160.000 Mukoviszidose-Patien-
ten weltweit haben, von denen aber nur zwei Drit-
tel tiberhaupt diagnostiziert sind, weil in vielen

Léandern gar nicht danach gesucht wird.

Sie sehen hier die Flachenfarben: Je dunkler,
umso mehr Patienten sind da diagnostiziert. Die
Farben der Lindernamen sind rot, wenn es erstat-
tet wird, und schwarz, wenn es nicht erstattet

wird.

Man schétzt in wissenschaftlichen Studien, dass
im Moment nur 12 Prozent der Mukoviszidose-
Patienten in den Genuss dieses Medikaments
kommen, also eine Steigerung der weltweiten Un-

gerechtigkeit im extremen Ausmal.

(Folie 12)
Was bedeutet die Verfiigbarkeit aber fiir uns? Da
muss man natiirlich sagen: erst mal alles. Das ist
so entscheidend fiir die Verbesserung der Lebens-
qualitdt, der Gesundheit, der Lebenserwartung,
der Moglichkeiten, Geld zu verdienen, auch Part-
ner zu finden, Kinder zu bekommen. Die Zahl der
Schwangerschaften von Mukoviszidose-Patien-
tinnen ist schon gestiegen in den letzten Jahren,
sodass wir auf dieses Medikament nie mehr ver-

zichten wollen. Das heif3t, aus unserer Sicht muss

der Zugang dauerhaft und aus Solidaritdt mit den

anderen Patienten weltweit gesichert werden.

Dafiir ist aber Voraussetzung, dass der Preis fair
und nachhaltig ist, und deswegen machen wir uns
natiirlich auch Gedanken: Was sind denn die Kri-
terien fiir die Rechtfertigung dieses Preises? Kann

dieser Preis gerechtfertigt werden?

(Folie 13)
Da hab ich jetzt ein paar Vorschldge dabei. Zu-

nichst kann man sich natiirlich mal {iberlegen:
Was wire denn, wenn wir keine Krankenkasse
hitten? Dann gidbe es Angebot und Nachfrage.
Der Hersteller miisste mit dem Preis so weit run-
tergehen, bis Patienten anfangen, das Medika-
ment zu kaufen, und wenn ich mit Patienten rede,
dann sagen die: ,,Ich wiirde dafiir alles ausgeben,
was ich mir leisten konnte.* Je nach Einkommen
sind das vielleicht 500 oder 1000 oder auch 2000
Euro, sie wiirden die Eltern anfragen, sie wiirden

alles unternehmen.

Aber wir haben natiirlich kein Land ohne Kran-
kenkasse. Wir haben zum Gliick eine Kranken-
kasse, und wir leben ja in einem Land, das in die-
ser Hinsicht flir seltene Medikamente beispielhaft

1st.

(Folie 14)

Das zweite Kriterium ist natiirlich interessant:
Was kostet denn die Herstellung? Da gibt es in-
zwischen auch wissenschaftliche Analysen. Die
haben sich den Syntheseweg angeschaut, haben es
verglichen mit anderen Produktionen und kom-
men zu dem Schluss, dass die Produktionskosten

450 Euro pro Monat sind.

Jetzt erinnern Sie sich an die 21.000 Euro, das
heif3t, 2 Prozent des Verkaufspreises wird fiir die

Produktion genutzt.
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(Folie 15)

Dann sagt der Hersteller natiirlich mit Recht: ,,Ja,
ich brauche* — das hat Herr Haussler auch schon
erwdhnt, der Pharmazeut hat investiert und
braucht dafiir einen Return on Invest, und er muss
auch Misserfolge finanzieren kdnnen. Das heif3t,
er braucht einen mehrfachen Riickfluss seiner in-
vestierten Mittel.

Wichtig ist dabei aber: Die ersten 250 Millionen
Dollar, die dazu gefiihrt haben, dass man wusste:
Es gibt solche Molekiile und man kann ein Medi-
kament entwickeln, wurden durch Spenden finan-
ziert. Erst dann ist der Unternehmer eingestiegen
mit eigenem Geld. Aus Publikationen wissen wir
auch, wie viel es war: Es waren ungefdhr 7 Milli-
arden fiir die ganze Gruppe von Modulatoren fiir
Mukoviszidose. Und die Firma macht inzwi-
schen, wo nur 12 Prozent der Patienten weltweit
das Medikament nehmen, schon einen Umsatz
von 7,6 Milliarden; da muss man natiirlich die
Produktionskosten abziehen, die gering sind.
Also nach ein paar Jahren hat er tatsdchlich schon
mehrfach diese Investition reingewirtschaftet,

und dann miisste der Preis sinken.

(Folie 16)
Man kann andererseits sagen, es wird ja auch was
eingespart. Ich brauche manche Medikamente
nicht mehr, ich muss nicht mehr so hiufig zur sta-
tiondren Rehabilitation, und die Medikamente,
die ich genommen habe (das hier war so eine Por-
tion fiir drei Monate), haben auch viel Geld ge-
kostet. Aber selbst wenn man da von Maximal-
werten ausgeht, kommt man auf 5000 Euro, also
nicht auf 21.000 Euro, was eingespart werden

kann.

(Folie 17)

Wenn man sich fragt, ob dieser Preis fiir alle gel-

ten kann, muss man sagen: In Deutschland gibt es

vier Millionen Menschen mit seltenen Erkrankun-
gen, und falls alle diese seltenen Erkrankungen in
den Genuss einer Therapie kommen wiirden —
was ja unser Ziel sein miisste, nicht realistisch,
aber —, dann wiren das 1,1 Billiarden, und die ge-
samten Ausgaben der gesetzlichen Krankenkas-
sen sind nur eine Viertelbilliarde. Das kann also
nicht funktionieren. Das ist kein Preis, der fiir alle

Menschen mit seltenen Krankheiten gelten kann.

(Folie 18)

Ein wichtiges Kriterium, das in angelséchsischen
Léandern angewandt wird, ist das QALY Quality-
Adjusted Life Years. Da wird geguckt: Wie viel
hohere Lebenserwartung erzeuge ich durch die-
sen Euro, den ich investiere? Und das wird korri-
giert auf die Lebensqualitit. Also wenn das Me-
dikament bewirkt, dass ich hohe Nebenwirkungen
habe, dann ist das natiirlich kein ganzes Jahr, was

da erwirkt wird usw.

Das unabhingige Institut in Amerika, Institute for
Clinical and Economic Review, kam zu dem
Schluss, dass ein solches Lebensjahr 1,5 Millio-
nen Euro kostet, weil man es eben {iber mehrere
Jahre nehmen muss, um ein zusétzliches Jahr zu
leben, und kam zu dem Schluss, dass der Preis
mindestens um den Faktor 4 zu hoch ist, selbst
wenn man beriicksichtigt, dass fiir seltene Krank-
heiten die Kosten fiir ein QALY natiirlich um den
Faktor 10 hoher sein diirfen als fiir Standarder-

krankungen, weit verbreitete Erkrankungen.

(Folie 19)

Fiir mich ist auch mafigeblich zu iiberlegen: Wie
viele gesunde Mitglieder der Krankenkasse miis-
sen denn ihren Beitrag zahlen (der liegt in
Deutschland so bei 270 Euro pro Person, wenn
man die mitversicherten Familienmitglieder be-
rlicksichtigt), damit ich mein Medikament be-

komme? Da kommt man auf 78. Das heif3t, wenn
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ich im Wohnzimmer sitze, kann ich mir vorstel-
len: Die ganze Strafle zahlt nur Krankenkassen-
beitrdge, damit ich das Medikament bekomme.
Da ist schon die Frage, wann diese Solidaritit
iiberspannt wird. Herr Schréder hat von Spaltung
gesprochen. Irgendwann gibt es da vielleicht auch

mal Kritik oder Anderungen.

(Folie 20)

Interessant ist, dass es viele US-Patente gibt, die
das Medikament schiitzen, plus die abgeleiteten
Patente in den anderen Liandern, aber in Argenti-
nien gibt es offenbar eine Ausnahme. In Argenti-
nien gibt es auch Generika-Hersteller, also Phar-
maindustrie, und die produzieren ein Generikum,
das nur 3600 Euro im Monat kostet. Dabei hab ich
schon reingerechnet, dass meine private Kranken-
kasse mir einmal pro Quartal einen Flug nach Ar-
gentinien bezahlen miisste, damit ich dann per
Privatreisebedarf fiir drei Monate das Medika-
ment mitnehmen diirfte. Nicht realistisch, ich will
nicht mit 10.000 Dollar durch Argentinien zur
Apotheke laufen, aber im Prinzip zeigt das schon,
was fiir Missverhéltnisse da sind. Und das kann
nur in Argentinien genutzt werden, weil in ande-
ren Landern der Patentschutz verhindert, dass die
Patienten, obwohl sie keinen Zugang zum Medi-

kament haben, so ein Generikum einfiihren.

(Folie 21)

Wenn man alle diese Kriterien zusammenfasst,
kommt man schon zu dem Eindruck, dass hier ein
zu hoher Preis angewandt wird. Alle diese Krite-
rien, die mir eingefallen sind, zeigen einen zu ho-
hen Preis. Und auch wenn die Préposition ,,nach*
und ,,hinter* sehr dhnlich klingen, ist es doch ein
grofBer Unterschied, ob der Preis nachhaltig oder
hinterhaltig ist.

(Folie 22)

Die Ursache ist das zweiseitige Monopol. Wenn

ich nur einen Hersteller und nur einen Nachfrager

habe (in dem Fall der Bundesverband der Kran-
kenkassen), dann ist die Preisfindung immer will-
kiirlich und intransparent. Und wir haben so das
Gefiihl, die Firma macht bezahlte Interviews in
der Mukoviszidose-Community und findet raus,
ab wann die Leute bereit sind, das {iberhaupt zu
verschreiben, zu nehmen, mitzutragen, oder wann
ibersteigen wir da eine Grenze, wo zu viele Pati-
enten — es gibt auch jetzt welche, die sagen: ,,Das

ist mir zu teuer, das nehme ich nicht.*

(Folie 23)
Dann entsteht auch der Gedanke, ob das nicht ein
verbotener Missbrauch einer marktbeherrschen-
den Stellung des Unternehmens ist und diese Aus-
nutzung dieses Marktmonopols eigentlich verbo-
ten ist. In anderen Branchen wiirde das Bundes-

kartellamt einschreiten, hier nicht.

(Folie 24)

Fiir uns ist ganz krass der Gegensatz zu dem Geld-
mangel in der ambulanten Versorgung. Wir brau-
chen 400 Euro pro Monat und Patient, um eine
spezialisierte Ambulanz in einer Klinik mit mul-
tiprofessioneller Betreuung, mit den Spezialisten
(das ist so dhnlich wie bei der Himophilie: Bei der
Mukoviszidose ist immer alles anders) zu finan-
zieren, und die Krankenhduser bekommen nur ei-
nen Bruchteil davon. Ein Krankenhaus, das eine
gute Mukoviszidose-Ambulanz zur Verfiigung
stellt, wird bestraft.

Wir haben dazu 2017 eine Bundestagspetition
eingereicht, aber das Problem ist nicht gelost.
Hier geht es um 2 Prozent dieser Kosten, und die
stehen aber nicht zur Verfligung. Das macht uns

natiirlich grof3e Sorgen.

(Folie 25)
Was sagt das Unternehmen? Die bekennen sich zu
threr unternehmerischen Verantwortung und

schreiben so schone Sitze wie: ,,Unser Ziel ist es,
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dass unsere Medikamente fiir so viele Patienten
wie moglich zugédnglich sind. Ist klar. ,,Die Men-
schen mit Mukoviszidose sollen sich auf die kon-
tinuierliche Versorgung mit ihren Medikamenten

verlassen konnen.*

(Folie 26)

Was ist also zu tun? Ich finde den Vorschlag der
AOK-Gemeinschaft iiberlegenswert, nicht zuzu-
lassen, dass man am Anfang einfach einen Preis
festlegen ldsst vom Unternehmer, der erst mal ein
Jahr lang gilt, und danach wird verhandelt und es
kommt irgendein Rabatt raus, der liegt meist so
zwischen 10 und 15 Prozent, und bei einem Me-
dikament, was so fantastisch wirkt wie das, wahr-
scheinlich ein viel geringerer Rabatt, und dann
steht der Preis eben. Stattdessen konnte man aus
der Vergleichstherapie einen Interimspreis festle-
gen und den erst mal anwenden, dann verhandeln
und dann riickwirkend ausgleichen, wenn der zu

niedrig war.

Dieses Modell wird iibrigens interessanterweise
in der Schweiz von der Pharmaindustrie vorge-
schlagen. Denn in der Schweiz wird jahrelang
verhandelt, und die Patienten haben einen sehr

spaten Zugang.

(Folie 27)
Es gibt internationale Aktivisten, das hei3t Eltern,

die um die Gesundheit ihrer Kinder kimpfen oder
gegen den Tod ihres Kindes kdmpfen, hier ein
Kind aus Siidafrika ,,Ich verdiene zu leben®, die
das Problem haben, dass sie entweder keinen Zu-
gang haben, weil Linder sich das nicht leisten
konnen, oder weil zum Beispiel in Saudi-Arabien
zu wenige Patienten da sind und die Firma gar
keine Anstalten macht, zu beantragen, dass das
Medikament erstattet wird, und trotzdem kdénnen
die Patienten dieses Generikum aus Argentinien
nicht einfiihren. Hier gibt es tatsdchlich groB3en

Handlungsbedarf, um diese Kinder zu retten.

(Folie 28)

Was kdnnen wir jetzt aus diesem Beispiel lernen?

Ich komme zum Schluss.

Wir Patienten brauchen dauerhafte Erstattung der

Kosten dieser zugelassenen Medikamente.

Voraussetzung dafiir ist aber ein fairer, von der

Solidargemeinschaft tragbarer Preis.

Die aktuellen Preise, bei der Mukoviszidose zu-
mindest, deuten nach den von mir genannten Kri-

terien eher auf Ausbeutung hin.

Dann muss man natiirlich wissen, dass viele an-
dere Orphan Drugs, also Medikamente fiir seltene
Krankheiten, in ihrer Wirkung weit weniger iiber-

zeugend sind.

Deswegen brauchen wir eine gesellschaftliche
Aushandlung und 6ffentliche Diskussion dariiber,
wo Grenzen zu ziehen sind, ob es Limitierungs-

entscheidungen geben muss und wo.

Ich denke, dass die EU-Léander ihre Marktmacht
sammeln und gemeinsam Preise verhandeln soll-
ten, denn im Moment werden die Lander gegen-
einander ausgespielt. Wir sind ja das einzige
Land, das diesen Preis akzeptiert. Alle anderen
EU-Lénder verhandeln einen Preis und erzielen
Rabatte, und eventuell eben die kartellrechtliche
Monopolaufsicht.

Vielen Dank.

Muna Tatari

Auch Thnen, Herr Kruip, herzlichen Dank fiir Thr
klares Statement, was ja auch noch mal eine Dra-
matik bekommen hat, weil Sie es mit Ihrem per-

sonlichen Leben in Verbindung gebracht haben.

Wenn ich jetzt Ihr Statement sehe und auch noch
mal in Erinnerung rufe, was Sie vorgetragen ha-
ben, bin ich gespannt, was im Zusammenspiel
dieser beiden Statements jetzt fiir Fragen aus dem
Publikum gekommen sind. Herr Lipp, was ist bei

Ihnen aufgetaucht an Fragen?



