Gemeinsamer

Anlage V Bundesausschuss

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

Eladocagene exuparvovec bei Aromatische-L-Aminosaure-
Decarboxylase-(AADC)-Mangel



Inhalt

a. Qualitatsanforderungen.........cciieeeiiiiiieiiiiiieciiiirer e reseeeessesssessssnsssssssnnnnes 3
ST R G Y=Y 1) =Y o o [P 3

§ 2 Anforderungen an die Erfahrung in den Behandlungseinrichtungen .................. 3

§ 3 Anforderungen an das arztliche Personal........ccccecevvveeiiiiiiiiciiinieeeeee e, 3

§4 Anforderungen an das weitere beteiligte Personal..........ccccoevvveeiiniiieeeenniieeeennee, 4

§ 5 Anforderungen an die Indikationsstellung ........ccoooevveeeiiiiiiiiciiiieeeee e, 5

§ 6 Anforderungen an die Aufkldrung von Patientinnen und Patienten bzw. ihrer
ErziehungsbereChtigten .......oooeiiie i 5

§ 7 Anforderungen an Infrastruktur und Organisation ..........cccceccveeiiriieeeeniiieeeennee, 6

§8  ReEZISTEIrTEINANME . c.uveeeeeiii e e 6

§9 Anforderungen an die NaChSOIrge.....ccccuuiiiiriiiiiiiiiiieccee e 6

b. Besondere BeStimmMUNEEN .......coiiveeeiiiiiieniiiiienniiiiinseiiiiimsiiiiemssimessssssssssssssenns 7
§ 10 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitdtsanforderungen fir
zugelassene KranKkenhEUSEr.........oovciviieeiiiiicecreeeee e e e 7

§ 11 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fir
Leistungen durch Hochschulambulanzen oder nachstationdre Versorgung nach §

L1152 SGB V ..ttt e e e et e e e et e e e e et e e e e e naeeeeeanaaaas 8

§ 12 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitdtsanforderungen an die
nachsorgende Behandlungseinrichtung .........cccooovieeeiciiee e 8

§ 13 UDErgangsreelUNG . .....cociiuieieeiieieieieeieeeeeee ettt ettt ettt nestesteneeae e 8
Anhang 1 Ubersicht zu Kodierungen von Diagnosen (ICD-10-GM).........cceevueerernveresneeenns 10
Anhang 1a Ubersicht Operationen und Prozeduren (OPS) ........ccceeeueerernreressneescssnecessneeenns 11

Anhang 2 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 10 Absatz 2 Satz 1 und Absatz 4 zur

Erfillung von Anforderungen nach MaRgabe der §§ 2 — 8 ......ccceevverereenncreennene 12

Anlage V der ATMP-QS-RL (in Kraft getreten am tt.mm.jjjj) 2



§1
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(1)

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 Eladocagene exuparvovec, einem Arzneimittel fir neuartige Therapien (ATMP), zur
Behandlung des Aromatische-L-Aminosaure-Decarboxylase-(AADC)-Mangels festgelegt.

!Aromatische-L-Aminosdure-Decarboxylase-(AADC)-Mangel im Sinne von Absatz 1 ist
eine genetisch bedingte neurometabolische Stérung, welche mit eingeschrankter
Synthese der Neurotransmitter Dopamin und Serotonin einhergeht (insbesondere
G24.8, E88.9 nach ICD-10-GM-2024). 2Eladocagene exuparvovec ist eine rekombinante
Adeno-assoziierte Virusvektor-basierte Gentherapie, die eine Kopie des Gens liefert, das
fuir das menschliche Dopa-Decarboxylase(DDC)-Gen kodiert. 3Der Anhang 1 enthélt eine
Ubersicht fiir Codes von Diagnosen.

lUpstaza (Eladocagene exupravovec) ist indiziert zur Behandlung von Patientinnen und
Patienten im Alter ab 18 Monaten mit einer klinisch, molekularbiologisch und genetisch
bestatigten Diagnose eines Aromatische-L-Aminosaure-Decarboxylase-(AADC)-Mangels
mit einem schweren Phdnotyp. ?Die folgenden Regelungen enthalten keine speziellen
Regelungen fir Jugendliche und Erwachsene, sind jedoch entsprechend anzuwenden
mit der MaRgabe, dass die Hinweise aus der Fachinformation zu verbleibenden
Unsicherheiten zum Nutzen-Risiko-Profil, insbesondere zu begrenzten Erfahrungen mit
Patientinnen und Patienten ab einem Alter von 12 Jahren und nicht erwiesener
Sicherheit und Wirksamkeit in dieser Patientenpopulation, gesondert und
nachvollziehbar abzuwagen sind.

Anforderungen an die Erfahrung in den Behandlungseinrichtungen

Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und Anwendung von
Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss tber folgende Erfahrung in der Behandlung von
seltenen Bewegungsstorungen im Allgemeinen und in der Behandlung des AADC-
Mangels im Speziellen verflgen:

1. Erfahrungen in der Diagnostik und Betreuung von Kindern mit seltenen und unklaren
Bewegungsstorungen dokumentiert durch > 10 Behandlungsfille mit dieser
Diagnose (G24.0, G24.1, G24.2, G24.3, G24.4, G24.5, G24.8, G24.9, G25.0, G25.1,
G25.2, G25.3, G25.4, G25.5, G25.6, G25.80, G25.81, G25.88, G25.9, G26* nach ICD-
10-GM-2024) innerhalb der letzten zwei Jahre, die der Arzneimittelanwendung
vorausgegangen sind und

2. Erfahrung in der Behandlung von Patientinnen und Patienten dokumentiert durch
mindestens einen Behandlungsfall mit einer gesicherten arztlichen Diagnose eines
AADC-Mangels gemadl3 § 1 Absatz 2 Satz 1 innerhalb der letzten zwei Jahre, die der
Arzneimittelanwendung vorausgegangen sind.

Anforderungen an das arztliche Personal

YIn der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss die fir die Anwendung von
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(2)

(3)

(4)

§4
(1)

(2)

Eladocagene exuparvovec verantwortliche Arztin oder der verantwortliche Arzt und
mindestens eine weitere Arztin oder ein weiterer Arzt Facharztin oder Facharzt fir
Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropéadiatrie sein. ?Die Arztinnen oder
Arzte nach Satz 1 miissen, bezogen auf Vollzeitdquivalente, liber eine mindestens
zweijahrige einschlagige Berufserfahrung in einer Behandlungseinrichtung verfiigen,
welche die unter § 2 Nummer 1 aufgefiihrten Anforderungen erfullt. 3Bei Tatigkeiten in
Teilzeit erfolgt eine Umrechnung der entsprechenden Berufserfahrung auf
Vollzeitaquivalente.

Fiir die Behandlung von Patientinnen und Patienten mit Eladocagene exuparvovec muss
eine arztliche Betreuung gemalR Facharztstandard in der Fachdisziplin ,Kinder- und
Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropéadiatrie” erfolgen.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiur und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss die fir den stereotaktischen
Eingriff zur Applikation von Eladocagene exuparvovec verantwortliche Arztin oder der
verantwortliche Arzt eine Fachdrztin oder ein Facharzt fir Neurochirurgie mit
mindestens flnfjahriger Berufserfahrung in einer Einrichtung, die stereotaktische
Eingriffe vornimmt, bezogen auf Vollzeitdquivalente, sein. 2Bei Tatigkeiten in Teilzeit
erfolgt eine Umrechnung der entsprechenden Berufserfahrung auf Vollzeitdquivalente.

'Ergdnzend zu den Anforderungen nach Absatz 1 bis 3 ist in der Behandlungseinrichtung,
in der die Indikationsstellung und die Durchfiihrung der Therapie mit Eladocagene
exuparvovec erfolgt, die Verfligbarkeit der Fachdisziplin Radiologie einschlieRlich der
Untersuchungs- und Behandlungsmoglichkeit Computertomographie (CCT) und
Magnetresonanztomographie (MRT) des Schidels sicherzustellen. 2Die Verfiigbarkeit
der Fachdisziplin ist durch die Behandlungseinrichtung oder nach Maligabe des § 2
Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie durch
Kooperationen zu gewahrleisten. 3Fir jede kooperierende Einrichtung ist eine
Ansprechpartnerin oder ein Ansprechpartner zu benennen.

Anforderungen an das weitere beteiligte Personal

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss sichergestellt sein, dass
physiotherapeutisches Personal fiir die Durchfiihrung von standardisierten Motoriktests
von Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel verfiigbar ist, das Uber eine
mindestens zweijdhrige Erfahrung in der physiotherapeutischen Diagnostik und
Behandlung von Kindern mit Bewegungsstorung verfigt und in der Durchfiihrung von
standardisierten Motoriktests (z.B. GMFM-88) geschult ist. 2Die physiotherapeutische
Kompetenz nach Satz 1 kann durch eigenes Personal oder nach Maligabe des § 2 Absatz
2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie durch Kooperation
vorgehalten werden.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss sichergestellt sein, dass eine
Psychotherapeutin oder ein Psychotherapeut oder eine Psychologin oder ein Psychologe
fir die Durchfiihrung von standardisierten psychologischen Tests von Patientinnen und
Patienten mit AADC-Mangel verfiigbar ist, die oder der (iber eine mindestens
zweijahrige Erfahrung in der psychologischen Diagnostik und Behandlung von Kindern
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(3)

§5
(1)

(2)

(3)

§6

(1)

(2)

mit Bewegungsstorung verfligt und in der Durchfihrung von standardisierten
psychologischen Testungen (z.B. PDMS-2, BSID, PEDI) geschult ist. 2Die
psychotherapeutische Kompetenz nach Satz 1 kann durch eigenes Personal oder nach
Maligabe des § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils dieser
Richtlinie durch Kooperation vorgehalten werden.

YIn der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, soll ein Sozialdienst verfligbar sein.
2Die Verfiigbarkeit dieses Leistungsbereiches kann nach MaRgabe des § 2 Absatz 2 Satz
2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie auch durch Kooperationen
gewahrleistet werden.

Anforderungen an die Indikationsstellung

1Grundsatzliche Voraussetzung fiur 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. 2Hierzu muss das Ergebnis einer mit einem validierten
Verfahren durchgefiihrten molekular-genetischen Diagnostik des AADC-Mangels
vorliegen. 3Zudem muss vor Durchfiihrung der Therapie mit Eladocagene exuparvovec
ein validierter Test auf AAV2-Antikérper erfolgen. Die Einhaltung der Anforderung nach
den Satzen 1 bis 3 ist durch die Dokumentation des Ergebnisses in der Patientenakte
nachzuweisen. >Im Ubrigen bleiben die einzuhaltenden Anforderungen der amtlichen
Fachinformation unberihrt.

!Die Entscheidung fir die Therapie mit Eladocagene exuparvovec muss durch eine
Facharztin oder einen Facharzt, die oder der die Anforderungen nach § 3 Absatz 1 erfillt
erfolgen. 2Datum, eingebundene Fachéarztinnen oder Fachirzte und Beratungsergebnis
sind durch die Dokumentation in der Patientenakte nachzuweisen.

1Zur Planung des operativen Vorgehens sind neben den Anforderungen nach § 3 Absatz
1 eine Facharztin oder ein Facharzt, die oder der die Anforderungen nach § 3 Absatz 3
erflllt, sowie eine Fachérztin oder ein Facharzt fiir Anasthesiologie hinzuzuziehen.
2Datum, eingebundene Fachirztinnen oder Fachirzte und Beratungsergebnis sind durch
die Dokumentation in der Patientenakte nachzuweisen.

Anforderungen an die Aufkldarung von Patientinnen und Patienten bzw. ihrer
Erziehungsberechtigten

Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten
muss vor Anwendung des ATMP erfolgen. 2Die Durchfiihrung der Aufklarung ist durch
die Dokumentation in der Patientenakte nachzuweisen.

Die Aufklarung soll insbesondere folgende Aspekte umfassen:
1.  das Krankheitsbild des AADC-Mangels

2. mogliche verfligbare therapeutische Alternativen im Hinblick auf die Auswahl der
Behandlungsoptionen, deren mdglichen Nutzen und Risiken und den zeitlichen
Ablauf der geplanten Untersuchungen, sowie
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§7
(1)

(2)

(3)

(4)

§8

§9
(1)

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

Anforderungen an Infrastruktur und Organisation

Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Eladocagene exuparvovec erfolgt, soll sicherstellen, dass Patientinnen und
Patienten mit AADC-Mangel mit Uberweisung aufgrund des Nachweises einer Mutation
des DDC-Gens innerhalb von vier Wochen nach Kontaktaufnahme vorstellig werden
kénnen.

Am Standort der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, befindet sich eine padiatrische
Intensivstation.

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

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, muss eine spezifische SOP fir die
Ubergénge zwischen Vorbereitung der Behandlung und Nachsorge zu der Eladocagene
exuparvovec-Therapie vorhanden sein. 2Die SOP kann beinhalten:

1. Vorgaben zur Zusammenarbeit mit den vor- und nachbehandelnden
Behandlungseinrichtungen sowie ambulant tatigen Arztinnen und Arzten oder
Einrichtungen,

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 Therapie mit Eladocagene exuparvovec qualifizierten
Behandlungseinrichtung geben.

Registerteilnahme

!Die Behandlungseinrichtung muss ihre Teilnahme an einem geeigneten Register, z.B.
iNTD-Register, nachweisen. 2Patientinnen und Patienten sind vor der Behandlung im
Rahmen der Aufkldrung Uber die Moglichkeit der Teilnahme zu informieren. 3Die
Information der Patientinnen und Patienten ist durch die Dokumentation in der
Patientenakte nachzuweisen.

Anforderungen an die Nachsorge

Die Nachsorge der Therapie mit dem Eladocagene exuparvovec findet nach Maligabe
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(2)

(3)

(4)

§10

(1)

(2)

(3)

der folgenden Regelungen unter Berlicksichtigung der SOP nach § 7 Absatz 4 statt.

Die Nachsorge der Therapie mit Eladocagene exuparvovec ist bis mindestens fiinfzehn
Jahre nach der Anwendung von Eladocagene exuparvovec zu gewahrleisten und hat
durch regelméaRige Einbestellung der Patientin oder des Patienten innerhalb der
folgenden Intervalle nach der Entlassung aus der Behandlungseinrichtung, in der die
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt ist, zu erfolgen:

1. innerhalb der ersten zwei Jahre: alle 6 Monate
2. ab dem dritten bis einschlieBlich zum flinfzehnten Jahr: jahrlich.

Die Nachsorge der Therapie mit Eladocagene exuparvovec hat innerhalb der ersten zwei
Jahre nach der Therapie mit Eladocagene exuparvovec in einer Behandlungseinrichtung
zu erfolgen, die die Anforderungen nach §§ 2 bis 8 erflllt.

Ab dem dritten bis einschlieBlich dem fiinfzehnten Jahr nach der Therapie mit
Eladocagene exuparvovec hat die Nachsorge durch Behandlungseinrichtungen zu
erfolgen, die die Anforderungen nach § 2 Nummer 1 erfiillen. 2Die Nachsorge hat durch
Facharztinnen oder Fachadrzte fir Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt
Neuropadiatrie zu erfolgen. 3Fir diese Behandlungseinrichtung gilt § 8 Satz 1
entsprechend.

Besondere Bestimmungen

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir zugelassene
Krankenhauser

!Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitatsanforderungen in § 2, §
3 Absatz 1 Satz 1 und 2, Absatz 2, Absatz 3 Satz 1, Absatz 4 Satz 1, § 4 Absatz 1 Satz 1,
Absatz 2 Satz 1, § 5 Absatz 1 Satz 1 bis 3, Absatz 2 Satz 1, Absatz 3 Satz 1, § 6 Absatz 1
Satz 1, § 7 Absatz 2, Absatz 3, Absatz 4 Satz 1 und § 8 Satz 1 und 2 handelt es sich um
Mindestanforderungen. 2Die Mindestanforderungen gemaR § 3 Absatz 1 Satz 1 und 2,
Absatz 2, Absatz 3 Satz 1, Absatz 4 Satz 1, § 4 Absatz 1 Satz 1 und Absatz 2 Satz 1 sind
solange einzuhalten, wie bei Patientinnen und Patienten eine Therapie mit Eladocagen
exuparvovec angewandt wird.

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 fir den Nachweis der Erfullung der
Mindestanforderungen erforderlichen einrichtungs- und personenbezogenen Daten
gemall § 10 Absatz 5 beziehungsweise § 16 Absatz 2 des Allgemeinen Teils dieser
Richtlinie anhand des Vordrucks der Checkliste nach Anhang 2 Teil 1 zu Gbermitteln.
2Aufgrund einer Anzeige nach § 10 Absatz 5 Satz 5 beziehungsweise § 16 Absatz 6 des
Allgemeinen Teils dieser Richtlinie ist dariiber hinaus auch Anhang 3 Teil 1 vorzulegen.

Abweichend von § 2 kann die Behandlungseinrichtung zur Einhaltung der
Qualitatsanforderungen nachweisen, dass die Fallzahlen der Diagnostik und Betreuung
von Kindern mit seltenen und unklaren Bewegungsstérungen und der Behandlung von
Patientinnen und Patienten mit einer gesicherten Diagnose eines AADC-Mangels erst zu
einem spateren Zeitpunkt dokumentiert werden konnten und damit ein Zeitraum zur
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(4)

§11

§12

(1)

(2)

(3)

§13

Grundlage der Beurteilung der Erfahrung gemacht werden wiirde, der weniger als zwei
volle Kalenderjahre umfasst, kann auch das laufende Kalenderjahr anteilig einbezogen
werden, um auf einen Gesamtzeitraum zu kommen, der zwei volle Kalenderjahre im
Sinne der § 2 umfasst.

1Zur Evaluation gem3R § 21 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat der
Leistungserbringer die fir den Nachweis der weiteren Qualitdtsanforderungen
erforderlichen Dokumentationen anhand des Vordrucks der Checkliste nach Anhang 2
Teil 2 und Anhang 3 Teil 2 zu (bermitteln. 2Um weitere Qualitdtsanforderungen in
diesem Sinne handelt es sich bei § 4 Absatz 3 Satz 1, § 6 Absatz 2 und § 7 Absatz 1 und
Absatz 4 Satz 2.

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir Leistungen
durch Hochschulambulanzen oder nachstationadre 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
Krankenhaus erbringen. 2Der Medizinische Dienst fihrt Kontrollen zur Einhaltung der
Mindestanforderungen nach § 12 Absatz 1 durch. 3§ 10 Absatz 2 findet entsprechende
Anwendung mit der MalRgabe, dass der Vordruck der Checkliste nach § 12 Absatz 2 zu
verwenden ist.

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitdtsanforderungen an die
nachsorgende Behandlungseinrichtung

Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitatsanforderungen in § 9
Absatz 2 bis 4 handelt es sich um Mindestanforderungen im Rahmen der Nachsorge der
Therapie mit Eladocagene exuparvovec.

IMit der Anzeige nach § 16 Absatz 1 Satz 1 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat
der Leistungserbringer die fir den Nachweis der Erflllung der Mindestanforderungen
erforderlichen einrichtungs- und personenbezogenen Daten anhand des Vordrucks der
Checkliste nach Anhang 4 Teil 1 oder 2 zu Gbermitteln. 2Die Anzeige- und Nachweis-
verpflichtung gegeniiber der zustandigen Stelle besteht fiir Behandlungseinrichtungen
flr den nach § 9 Absatz 2 vorgesehenen Versorgungszeitraum der Nachsorge von 15
Jahren.

IAbweichend von § 17 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie sind Neuaufnahmen von
mit Eladocagene exuparvovec vorbehandelter Patientinnen und Patienten bis zur
Wiedererfillung der Anforderungen nach Absatz 1 dann zuldssig, wenn eine
anderweitige vertragsarztliche Versorgung durch zugelassene oder ermachtigte
Leistungserbringer, in Hochschulambulanzen sowie im Rahmen nachstationarer
Versorgung, die die Anforderungen dieser Anlage erfiillt, nicht méglich ist. 2Griinde fiir
die Dringlichkeit und die Unmadglichkeit der anderweitigen Versorgung sind nachweislich
in der Patientenakte zu dokumentieren. 3Die Mindestanforderungen sind
schnellstméglich wieder zu erfilllen. *Die Kassenarztliche Vereinigung ist dariiber
unverzuglich zu informieren.

Ubergangsregelung

Aufgrund § 20 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie missen Leistungserbringer bzw.
Behandlungseinrichtungen, die bereits vor dem xx. Monat 202x [Inkrafttreten dieser Anlage]
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die Behandlung mit Eladocagene exuparvovec durchgefihrt oder die Versorgung in Form der
Nachsorge von Patientinnen und Patienten im Zusammenhang mit der Behandlung mit
Eladocagene exuparvovec lUbernommen haben, die geforderten Nachweise gemald § 10
Absatz 1, 11 und 12 Absatz 1 bis zum xx. Monat 202x [6 Monate nach Inkrafttreten dieser
Anlage] erbringen. 2§ 10 Absatz 2 gilt mit der MaRgabe, dass auch Nachweise gemaR Anhang
3 Teil 1 zu Gbermitteln sind.
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Anhang1 Ubersicht zu Kodierungen von Diagnosen (ICD-10-GM)

ICD-10-GM 2024

E88.9 Stoffwechselstorung, nicht ndher bezeichnet

G24.0 Arzneimittelinduzierte Dystonie, inkl. Dyskinesia tarda

G24.1 Idiopathische familiare Dystonie, inkl. Idiopathische Dystonie o.n.A.

G24.2 Idiopathische nichtfamiliare Dystonie

G24.3 Torticollis spasticus

G24.4 Idiopathische orofaziale Dystonie, inkl. Orofaziale Dyskinesie

G24.5 Blepharospasmus

G24.8 Sonstige Dystonie

G24.9 Dystonie, nicht ndher bezeichnet, inkl. Dyskinesie o.n.A.

G25.0 Essentieller Tremor, inkl. Familidrer Tremor

G25.1 Arzneimittelinduzierter Tremor

G25.2 Sonstige ndher bezeichnete Tremorformen, inkl. Intentionstremor

G25.3 Myoklonus, inkl. Arzneimittelinduzierter Myoklonus

G25.4 Arzneimittelinduzierte Chorea

G25.5 Sonstige Chorea, inkl. Chorea o.n.A.

G25.6 Arzneimittelinduzierte Tics und sonstige Tics organischen Ursprungs

G25.80 Periodische Beinbewegungen im Schlaf, inkl. Periodic Limb
Movements in Sleep [PLMS]

G25.81 Syndrom der unruhigen Beine [Restless-Legs-Syndrom]

G25.88 Sonstige ndher bezeichnete extrapyramidale Krankheiten und
Bewegungsstorungen, inkl. Akathisie (behandlungsinduziert)
(medikamenteninduziert), Stiff-Person-Syndrom [Muskelstarre-
Syndrom]

G25.9 Extrapyramidale Krankheit oder Bewegungsstorung, nicht ndher
bezeichnet

G26* Extrapyramidale Krankheiten und Bewegungsstorungen bei
anderenorts klassifizierten Krankheiten

Anlage V der ATMP-QS-RL (in Kraft getreten am tt.mm.jjjj)
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Anhang 1a Ubersicht Operationen und Prozeduren (OPS)

Die folgende Aufzdhlung der OPS-Codes hat informativen Charakter. Sie ist bezogen auf den
angegebenen Stand, nicht abschlieBend und gibt eine Orientierung fiir den
Anwendungsbereich der Anlage V ohne Anspruch auf Vollstdndigkeit.

OPS Version 2024
6-00e.c | Eladocagene exuparvovec, intraputaminal

Anlage V der ATMP-QS-RL (in Kraft getreten am tt.mm.jjjj) 11



Anhang 2 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 10 Absatz 2 Satz 1 und Absatz 4 zur Erfiillung von Anforderungen nach
Mafgabe der §§2 -8

Selbstauskunft der Behandlungseinrichtung

Die Behandlungseinrichtung in

erfullt die

O Mindestanforderungen (Anhang 2 Teil 1)

und dokumentiert die

O weiteren Qualitdtsanforderungen (Anhang 2 Teil 2)

zur Anwendung von Eladocagene exuparvovec bei Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel.

Institutionskennzeichen:

Standortnummer:

Der Medizinische Dienst (MD) ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben der Einrichtungen nach Malgabe der MD-QK-RL vor Ort zu (iberpriifen. Neben dem Betreten von Raumen
des Krankenhauses zu den (iblichen Geschafts- und Betriebszeiten ist der MD insbesondere befugt, die zur Erflillung des Kontrollauftrags erforderlichen Unterlagen einzusehen
(§ 9 Abs. 4 Teil A der MD-QK-RL). Das Krankenhaus hat die erforderlichen Auskiinfte zu erteilen (§ 9 Abs. 6 Teil A der MD-QK-RL).
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Teil 1 - Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen nach MaRgabe der §§ 2 -8

2.1 Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung nach § 2

Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und Anwendung von Eladocagene exuparvovec
erfolgt, verflgt Uber Erfahrung in der Behandlung seltenen Bewegungsstorungen im Allgemeinen und in der
Behandlung des AADC-Mangels im speziellen, dokumentiert durch:

A > 10 Behandlungsfalle mit dieser Diagnose (G24.0, G24.1, G24.2, G24.3, G24.4, G24.5, G24.8, G24.9, G25.0,
G25.1, G25.2, G25.3, G25.4, G25.5, G25.6, G25.80, G25.81, G25.88, G25.9, G26* nach ICD-10-GM-2023) O ja O nein
innerhalb der letzten zwei Jahre, die der Arzneimittelanwendung vorausgegangen sind.

Anzahl der Behandlungsfalle:

2 mindestens ein Behandlungsfall mit einer gesicherten arztlichen Diagnose eines AADC-Mangels gemaR § 1
Absatz 2 Satz 1. O ja O nein

Anzahl der Behandlungsfille:

2.1.3 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung Geplanter Zeitpunkt der Erflllung
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2.2 Mindestanforderungen an das arztliche Personal nach § 3

Funktion Titel Name Vorname
verantwortliche Facharztin oder Facharzt fiir Kinder- und Jugendmedizin mit O ja Q nein
Arztin/ Schwerpunkt Neuropadiatrie
verantwortlicher SOWIE
Arzt
mindestens zweijahrige Berufserfahrung in einer Q ja Q nein
Behandlungseinrichtung, welche die in § 2 Nummer 1 aufgefiihrten
Anforderungen erfllt
Funktion Titel Name Vorname
weitere Arztin/ Facharztin oder Facharzt fur Kinder- und Jugendmedizin mit ja Q nein
weiterer Arzt Schwerpunkt Neuropdadiatrie
SOWIE
mindestens zweijahrige Berufserfahrung in einer ja Q nein
Behandlungseinrichtung, welche die in § 2 Nummer 1 aufgefiihrten
Anforderungen erfillt
Funktion Titel Name Vorname
Flr stereotaktischen Facharztin oder Facharztes fir ja Q nein
Eingriff zur Applikation Neurochirurgie
twortlich
\_/_era.n wortliche SOWIE
Arztin/
verantwortlicher Arzt mindestens flinfjahrige ja Q nein
Berufserfahrung in einer Einrichtung,
die stereotaktische Eingriffe
vornimmt
14
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Die Verfligbarkeit der Fachdisziplin Radiologie (mit CT und MRT) ist sichergestellt. O

ja

Q nein

Sicherstellung erfolgt durch

Kooperationspartner:
Q

2.2.5 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an das arztliche Personal teilweise oder vollstandig nicht erfiillt werden

Art der Anforderung

Begriindung der Nichterfullung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

2.3 Personelle und fachliche Mindestanforderungen an weitere beteiligte Personal nach § 4

i Es ist sichergestellt, dass physiotherapeutisches Personal fiir die Durchfiihrung von ja Q nein Sicherstellung erfolgt durch
standardisierten Motoriktests von Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel verfligbar ist, Kooperationspartner:
dass Uber eine mindestens zweijahrige Erfahrung in der physiotherapeutischen Diagnostik und Q
Behandlung von Kindern mit Bewegungsstorungen verfiigt und in der Durchfiihrung von
standardisierten Motoriktests (z.B. GMFM-88) geschult ist.

2 Es ist sichergestellt, dass eine Psychotherapeutin oder ein Psychotherapeut oder eine ja Q nein Sicherstellung erfolgt durch

Psychologin oder ein Psychologe fiir die Durchfiihrung von standardisierten psychologischen
Tests von Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel verfiigbar ist, die oder der liber eine
mindestens zweijdhrige Erfahrung in der psychotherapeutischen Diagnostik und Behandlung
von Kindern mit Bewegungsstérungen verfiigt und in der Durchfiihrung von standardisierten,
psychologischen Tests (z.B. PDMS-2, BSID, PEDI) geschult ist.

Kooperationspartner:
o

2.3.3 Begriindung, falls die personellen und fachlichen Mindestanforderungen an das weitere beteiligte Personal teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung

Begriindung der Nichterfullung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

Anlage V der ATMP-QS-RL
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2.4 Mindestanforderungen an Infrastruktur und Organisation nach § 7

Padiatrische Intensivstation

i Am Standort der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung von Eladocagene | O ja Q nein
exuparvovec erfolgt, befindet sich eine padiatrische Intensivstation.

SOP zur Uberwachung und Friiherkennung von Komplikationen

2 In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von Eladocagene exuparvovec Q ja Q nein
erfolgt, sind spezifische SOP fiir die klinische, apparative und laborchemische Uberwachung zur Friiherkennung von
Komplikationen, den Umgang mit Komplikationen sowie fiir den Ablauf zur raschen und ungehinderten Verlegung des
Patienten bzw. der Patientin auf die péadiatrische Intensivstation (Entscheidungsbefugnis, beteiligte Personen u.a.)
vorhanden.

SOP fiir Behandlungsiiberginge zwischen Durchfiihrung der Therapie und Nachsorge

3 In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von Eladocagene exuparvovec Q ja Q nein
erfolgt, ist eine spezifische SOP fiir die Uberginge zwischen der Behandlung und der Nachsorge zu der Eladocagene
exuparvovec-Therapie vorhanden.

2.4.4 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 Mindestanforderungen im Hinblick auf die Registerteilnahme nach § 8

i Die Teilnahme an einem geeigneten Register ist gegeben. QO

ja O nein

2.5.2 Begriindung, falls die Mindestanforderungen im Hinblick auf die Registerteilnahme teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung Geplanter Zeitpunkt der Erflllung
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Teil 2 — Dokumentation weiterer Qualitatsanforderungen nach MaRgabe der §§ 2 -8

2.6 Qualitatsanforderung an weitere Leistungsbereiche nach § 4 Absatz 3

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und
Anwendung von Eladocagene exuparvovec erfolgt, soll ein Sozialdienst
verfligbar sein.

)

sichergestellt:

ja O nein

Sicherstellung erfolgt durch
Kooperationspartner:

o

Begriindung sofern nicht sichergestellt:

Anlage V der ATMP-QS-RL
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Teil 3 — Unterschriften

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestétigt.

Name

Datum

Unterschrift

Arztliche Leitung

Anlage V der ATMP-QS-RL

Geschaftsfihrung/
Verwaltungsdirektion
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Anhang 3  Erganzende Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 10 Absatz 2 Satz 3 zur Erfiillung von Prozessanforderungen nach
Mafgabe der §§2 -8

Selbstauskunft der Behandlungseinrichtung

Die Behandlungseinrichtung in

erfullt die

O Mindestanforderungen (Anhang 3 Teil 1)

und dokumentiert die

O weiteren Qualitdtsanforderungen (Anhang 3 Teil 2)

zur Anwendung von Eladocagene exuparvovec bei Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel.

Institutionskennzeichen:

Standortnummer:

Der Medizinische Dienst (MD) ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben der Einrichtungen nach Malgabe der MD-QK-RL vor Ort zu (iberpriifen. Neben dem Betreten von Raumen
des Krankenhauses zu den liblichen Geschafts- und Betriebszeiten ist der MD insbesondere befugt, die zur Erfillung des Kontrollauftrags erforderlichen Unterlagen einzusehen
(8 9 Abs. 4 Teil A der MD-QK-RL). Das Krankenhaus hat die erforderlichen Auskiinfte zu erteilen (§ 9 Abs. 6 Teil A der MD-QK-RL). Die Einhaltung der Anforderungen nach Anhang
3 Teil 1 ist nachweislich zu dokumentieren. Der MD ist gemal} § 43 Absatz 3 Teil B der MD-QK-RL befugt, die fiir die Kontrolle erforderlichen Unterlagen einzusehen. Sofern die
Einsicht in die Patientendokumentation erforderlich ist, erfolgt dies nach MaRgabe des § 43 Absatz 4 Teil B MD-QK-RL.

Anlage V der ATMP-QS-RL 20



Teil 1 — Nachweisverfahren von Prozessanforderungen nach MaRgabe der §§2 -8

3.1 In die Behandlung eingebundene Arztinnen und Arzte nach § 3 Absatz 2

Die arztliche Betreuung erfolgt gemall Facharztstandard in der Fachdisziplin , Kinder- und Jugendmedizin®. Q ja Q nein
3.2 Indikationsstellung nach § 5
i Eine molekulargenetischen Diagnostik des AADC-Mangels mit einem validierten Verfahren liegt vor. Q ja Q nein
2 Ein validierter Test auf AAV2-Antikorper wurde durchgefiihrt. Q ja Q nein
3 Die Entscheidung fir die Therapie ist durch eine Facharztin oder einen Facharzt gemaR § 3 Absatz 1 erfolgt. Q ja Q nein
4 Zur Planung des operativen Vorgehens wurden neben den Anforderungen nach § 3 Abs. 1 eine Facharztin oder ein Q ja Q nein
Facharzt, die oder der die Anforderungen nach § 3 Absatz 3 erfiillt, sowie eine Facharztin oder ein Facharzt fir
Anésthesiologie hinzugezogen.
3.3 Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten nach & 6 Absatz 1 sowie § 8 Satz 2
i Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten erfolgte vor Anwendung von Q ja Q nein
Eladocagene exuparvovec.
2 Die Aufklarung der Patientinnen und Patienten zur Teilnahme an einem geeigneten Register, z.B. INTD-Register erfolgte Q ja Q nein

vor der Behandlung.

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

Art der Anforderung Datum der Begriindung der Nichterfillung

Nichterflllung

Geplanter Zeitpunkt der Erfiillung

Anlage V der ATMP-QS-RL
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Teil 2 — Dokumentation weiterer Qualitatsanforderungen nach MaRgabe der §§ 2 -8

3.6 Qualitatsanforderung an Infrastruktur und Organisation nach § 7 Absatz 1 Satz 1

Es soll sichergestellt sein, dass Patientinnen und Patienten mit AADC-Mangel mit Uberweisung aufgrund des Nachweises einer

Mutation des DDC-Gens innerhalb von vier Wochen nach Kontaktaufnahme vorstellig werden kénnen. Ja O nein
Begriindung sofern nicht sichergestellt:
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Teil 3 — Unterschriften

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestétigt.

Name

Datum

Unterschrift

Arztliche Leitung

Anlage V der ATMP-QS-RL

Geschaftsfihrung/
Verwaltungsdirektion
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Anhang 4 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 12 Absatz 2 zur Erfiillung von Anforderungen nach MaRRgabe des § 9
(Nachsorge)

Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Der Leistungserbringer in

erfullt die

O Mindestanforderungen an die Nachsorge innerhalb der ersten zwei Jahre (Anhang 2 und 3)

O Mindestanforderungen an die Nachsorge ab dem dritten bis einschlieBlich zum 15. Jahr (Anhang 4 Teil 2)

von Patientinnen und Patienten nach der Anwendung von Eladocagene exuparvovec.

Institutionskennzeichen und Standortnummer

oder

BSNR

Die Kassenarztliche Vereinigung bzw. der Medizinische Dienst ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben zu tberprifen.

Anlage V der ATMP-QS-RL

24



Teil 1 — Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen an die Nachsorge innerhalb der ersten zwei Jahre nach MaRgabe des § 9

i Die Nachsorge findet unter Berticksichtigung der SOP nach § 7 Absatz 4 statt. Q ja Q nein
2 Es wird sichergestellt, dass die Nachsorge durch Einbestellung des Patienten oder der Patientin alle 6 Monate innerhalb Q ja Q nein
der ersten zwei Jahre nach Entlassung aus der Behandlungseinrichtung, in der die Anwendung von Eladocagene
exuparvovec erfolgt ist, erfolgt.
3 Die Anforderungen nach §§ 2 bis 8 werden eingehalten und die Nachweise nach Anhang 2 und 3 werden entsprechend Q ja Q nein
eingereicht.
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Teil 2 — Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen an die Nachsorge ab dem dritten bis einschlieBlich zum 15. Jahr nach MaRgabe des § 9

! Die Nachsorge findet unter Berticksichtigung der SOP nach § 7 Absatz 4 statt. O ja Q nein
2 Es wird sichergestellt, dass die Nachsorge durch jahrliche Einbestellung des Patienten oder der Patientin ab dem dritten O ja Q nein
bis einschlieflich zum flinfzehnten Jahr nach Entlassung aus der Behandlungseinrichtung, in der die Anwendung von
Eladocagene exuparvovec erfolgt ist, erfolgt.

3 Funktion Titel Name Vorname

behandelnde Facharztin oder Facharzt fur Q ja Q nein
Arztin/ Kinder- und Jugendmedizin mit

behandelnder Schwerpunkt Neuropadiatrie

Arzt

A4 Die Behandlungseinrichtung, die die Nachsorge tibernimmt, erfillt die Anforderungen nach § 2 Nummer 1.
QO ja Q nein

Anzahl der Behandlungsfille:

Position A

O ja Q nein

.5 Die Teilnahme an einem geeigneten Register ist gegeben.
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4.6 Begriindung, falls die Mindestanforderungen zur Nachsorge teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung Geplanter Zeitpunkt der Erfiillung
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Teil 3 — Unterschriften

Zur vertragsarztlichen Versorgung zugelassener oder ermachtigter Leistungserbringer

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Datum Unterschrift

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

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestétigt.

Name

Datum

Unterschrift

Geschaftsfihrung/

Arztliche Leit
rztiiche Leitung Verwaltungsdirektion

Anlage V der ATMP-QS-RL
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