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Kleine Anfrage

der Abgeordneten Jens Beeck, Christine Aschenberg-Dugnus, Michael Theurer,
Johannes Vogel (Olpe), Carl-Julius Cronenberg, Pascal Kober, Till Mansmann,
Matthias Seestern-Pauly, Nicola Beer, Dr. Jens Brandenburg (Rhein-Neckar),
Mario Brandenburg (Sudpfalz), Britta Katharina Dassler, Hartmut Ebbing,

Dr. Marcus Faber, Daniel Fost, Otto Fricke, Markus Herbrand, Torsten Herbst,
Katja Hessel, Dr. Gero Clemens Hocker, Reinhard Houben, Olaf in der Beek,
Thomas L. Kemmerich, Ulrich Lechte, Oliver Luksic, Dr. Wieland Schinnenburg,
Judith Skudelny, Bettina Stark-Watzinger, Benjamin Strasser, Stephan Thomae,
Nicole Westig und der Fraktion der FDP

Medizinische Versorgungsqualitat bei Morbus Pompe

Unter den seltenen Erkrankungen in Deutschland stellen die lysosomalen Spei-
chererkrankungen (LSK) eine Gruppe von etwa 45 genetischen Stoffwechseler-
krankungen dar. Dazu gehort auch die seltene neuromuskuldre Erkrankung Mor-
bus Pompe, die aufgrund einer genetischen Anomalie und dem daraus folgenden
Mangel des sauren Alpha-Glucosidase-Enzyms zu einer Anreicherung von Gly-
kogen in der Muskulatur fiihrt. Das nicht abgebaute Glykogen sammelt sich in
den Zellen an und verursacht eine Schwiachung der Muskulatur. Dies kann bereits
im Sduglingsalter auftreten und beispielsweise zu einer Trinkschwiche oder feh-
lenden Krabbelaktivititen oder im jugendlichen Alter zu Beeintrachtigungen
beim Treppensteigen fithren. Auch Verkriimmungen der Wirbelsdule aufgrund
einer unterentwickelten oder geschéddigten Rumpfmuskulatur kénnen auftreten.
Jeder Muskel, darunter auch die Atemmuskulatur oder das Herz konnen betroffen
sein, so dass auch Herzfunktionsstdrungen auftreten oder intermittierende Beat-
mung notwendig sein kann.

Hinzu kommen eine Schédigung der beteiligten Nerven, die diese Muskeln ver-
sorgen sowie Organfunktionsstorungen aufgrund der Speicherung des Glykogens
(www.dgm.de, Deutsche Gesellschaft fiir Muskelkranke).

Die Krankheit nimmt stets einen progressiven Verlauf und fiihrt zu irreversiblen
Schéiden.

Mit einer speziellen Enzymersatztherapie steht seit 2006 eine spezifische Thera-
pie zur ambulanten Behandlung der Patienten zur Verfiigung, die die Progression
der Erkrankung verzogert. Unbehandelt versterben Patienten mit infantiler Ver-
laufsform meist innerhalb des ersten Lebensjahres.

Es handelt sich bei der Enzymersatztherapie um eine hochspezialisierte Behand-
lung in Form einer aufwindigen, in der Regel 14-tdgig anwendbaren vierstiindi-
gen Infusionstherapie zuziiglich der erforderlichen bzw. empfohlenen Beobach-
tungszeit nach der Infusion von zwei Stunden, die alle Beteiligten vor grof3e Her-
ausforderungen stellt. Die oftmals stark mobilitdtseingeschrénkten Patienten sind
auf eine wohnortnahe Versorgung angewiesen und finden beispielsweise bei
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Wohnortwechsel nur mit Miihe einen auf Morbus Pompe spezialisierten Arzt.
Diese ambulant behandelnden Arzte werden fiir die hochspezialisierte Therapie
und engmaschige Beobachtung lediglich im Rahmen einer klassischen Infusions-
therapie vergiitet.

Wir fragen die Bundesregierung:

1. Wie viele Menschen in Deutschland leiden nach Kenntnis der Bundesregie-
rung an einer lysosomalen Speichererkrankung, und wie viele Menschen da-
von sind an Morbus Pompe erkrankt?

2. Welche Altersstruktur liegt nach Kenntnis der Bundesregierung bei den Mor-
bus-Pompe-Patienten vor?

3. Wie viele Menschen mit Morbus-Pompe-Diagnose verfiigen nach Kenntnis
der Bundesregierung iiber einen Schwerbehindertenausweis?

4. Welcher Grad der Schwerbehinderung ist bei Morbus Pompe durchschnitt-
lich festgestellt?

5. Welchen Rahmen nimmt nach Kenntnis der Bundesregierung Morbus
Pompe im Nationalen Aktionsbiindnis fiir Menschen mit seltenen Erkran-
kungen (NAMSE) ein?

6. Wie viele Kliniken in Deutschland verfiigen nach Kenntnis der Bundesregie-
rung iiber eine Spezialisierung auf Morbus Pompe?

7. Aus welchen Griinden wird nach Einschétzung der Bundesregierung die En-
zymersatztherapie bei lysosomalen Speichererkrankungen im Einheitlichen
Bewertungsmafstab (EBM) der Kassenérztlichen Bundesvereinigung mit
EBM 02100 anders eingestuft als intravasale Infusionstherapien mit Zyto-
statika, Virustatika, Antimykotika und/oder Antibiotika, mit intraperitonea-
len bzw. intrapleuralen Infusionstherapien oder intravasalen Infusionsthera-
pien mit monoklonalen Antikdrperpraparaten mit EBM 021017

8. Sind der Bundesregierung Anstrengungen der Selbstverwaltungspartner im
Bewertungsausschuss bekannt, die das Ziel einer angemessenen Vergiitung
bei der Versorgung von Menschen mit Morbus Pompe zum Ziel haben?

9. Mit welchen MaBnahmen plant die Bundesregierung, die Versorgungsquali-
tat flr betroffene Patienten zu verbessern?

Berlin, den 17. Oktober 2018

Christian Lindner und Fraktion
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