1 BvR 1790/23 - Erfolglose VB gegen die Ablehnung
der Kostenlibernahme fir eine , Off-Label-Therapie* durch die
Krankenkasse

Der 2020 geborene Beschwerdefihrer leidet an einer unheilbaren neurodegenerativen
Stoffwechselerkrankung. Diese fihrt zu einem zunehmenden Verlust erworbener kognitiver und motorischer
Fahigkeiten bis hin zu schwersten Behinderungen und einer verkiirzten Lebenserwartung. Eine anerkannte
kausale Therapie, also eine Behandlung der Krankheitsursache, gibt es nicht. Seit dem Frihjahr 2022 erhalt
der Beschwerdefiihrer das Arzneimittel Tanganil im Rahmen einer sogenannten Off-Label-Therapie, dem
Einsatz auRBerhalb der genehmigten Anwendungsgebiete. Im November 2022 beantragte der
Beschwerdeflhrer bei seiner Krankenkasse die Kostenibernahme fir eine weitere Off-Label-Therapie mit
dem Arzneistoff Miglustat. Gegen die ablehnende Entscheidung der Krankenkasse wandte sich der
Beschwerdefuhrer — bislang erfolglos — an die Fachgerichte. Seit Mai 2023 erhalt der Beschwerdefiihrer
aufgrund einer zwischenzeitlich wieder aufgehobenen Eilentscheidung des Sozialgerichts die begehrte
Therapie mit Miglustat. Der Medikamentenvorrat des Beschwerdefiihrers mit Miglustat wird seinen Angaben
zufolge in Kirze aufgebraucht sein. Der Beschwerdefiihrer sieht sich durch die fachgerichtlich bestatigte
Ablehnung der Kosteniibernahme fiir eine Miglustat-Therapie in seinen Grundrechten verletzt.

Die Verfassungsbeschwerde ist unzulassig. Der Beschwerdefiihrer hat die Mdoglichkeit einer Verletzung
seiner Grundrechte oder grundrechtsgleichen Rechte nicht hinreichend dargelegt.

Sachverhalt:

Bei dem 2020 geborenen Beschwerdefiihrer wurde 2022 die Krankheit GM2-Gangliosidose/Morbus Tay-
Sachs (infantiler bis spat-infantiler Phanotyp) diagnostiziert. Hierbei handelt es sich um eine seltene
angeborene Stoffwechselerkrankung, die durch eine progrediente Neurodegeneration mit zunehmendem
Verlust erworbener kognitiver und motorischer Fahigkeiten, schwersten Behinderungen und dramatisch
verkirzter Lebenserwartung gekennzeichnet ist. Eine anerkannte kausale Therapie steht nicht zur Verfiigung
. Seit dem Frihjahr 2022 erhalt der Beschwerdefiihrer eine Off-Label-Therapie mit dem Arzneimittel N-
Acetyl-L-Leucin (Tanganil®).

Im November 2022 beantragte der Beschwerdefiihrer bei seiner Krankenkasse die Kosteniibernahme fir
eine Therapie mit dem Arzneistoff Miglustat. In der beigefiigten Stellungnahme der behandelnden
Kinderarztin hiel3 es unter anderem, Miglustat fihre bei der Behandlung anderer neurodegenerativer
Erkrankungen zu einer Stabilisierung des Krankheitszustands. Dies erhoffe man sich ebenfalls bei Patienten
mit GM2-Gangliosidose.

Die Krankenkasse lehnte den Antrag nach Einholung eines Gutachtens des Medizinischen Dienstes ab. Im
anschlieRenden Widerspruchsverfahren legte der Beschwerdefihrer Stellungnahmen des Spezialisten Dr.
(...) vor. Dieser verwies unter anderem auf Grundlagenforschung mit Versuchen an Mausen, die gezeigt
habe, dass Miglustat die GM2-Akkumulation senke. Bei genauer Betrachtung vorliegender Publikationen
finde man zudem Indizien, dass Miglustat einen positiven Effekt haben kdnne. Wissenschaftliche Studien der
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Phasen Il und Il lagen aufgrund der Seltenheit von GM2-Gangliosidosen nicht vor.

Die Krankenkasse wies den Widerspruch nach Einholung weiterer Gutachten des Medizinischen Dienstes
zurlick, da sich keine Daten héherer Evidenz zeigten, die einen positiven klinisch relevanten Effekt von
Miglustat auf den Erkrankungsverlauf der infantilen Tay-Sachs-Erkrankung nahelegen wiirden. Insbesondere
sei zu berlcksichtigen, dass beim Beschwerdefiihrer im Oktober 2022 langsame motorische Fortschritte und
keine Entwicklungsriickschritte berichtet worden seien und dies auf die Tanganil-Medikation zurtickgefuhrt
worden sei.

Im Wege des einstweiligen Rechtsschutzes hatte der Beschwerdefiihrer die vorlaufige Versorgung mit
Miglustat erwirkt. Den stattgebenden Beschluss des Sozialgerichts, auf dessen Grundlage im Mai 2023 die
Therapie mit Miglustat eingeleitet wurde, hob das Landessozialgericht mit angegriffenem Beschluss vom 12.
Juli 2023 auf und lehnte den Eilantrag des Beschwerdefiihrers ab. Jedenfalls seien die Voraussetzungen
einer grundrechtsorientierten Auslegung der sozialrechtlichen Leistungsvorschriften nicht hinreichend
glaubhaft gemacht. Auch bei sehr schweren Erkrankungen benétigten Behandlungsversuche ein
Mindestmald an wissenschaftlicher Datengrundlage, die {ber den Tierversuch hinausgingen. Der
Medizinische Dienst habe nachvollziehbar und detailliert ausgefiihrt, dass tberhaupt keine Studien vorlagen,
die einen positiven klinisch relevanten Effekt von Miglustat auf den Erkrankungsverlauf der infantilen Tay-
Sachs-Erkrankung nahelegen kénnten.

Wesentliche Erwagungen der Kammer:

Die Verfassungsbeschwerde ist unzulassig, da sie nicht den Darlegungsanforderungen, die aus § 23 Abs. 1
Satz 2 BVerfGG, § 92 BVerfGG folgen, genugt.

Insbesondere ist eine Grundrechtsverletzung in Hinblick auf die Verneinung des Anspruchs auf die begehrte
Versorgung mit Miglustat nicht dargetan.

1. Aus Art. 2 Abs. 2 Satz 1 GG folgt regelméafig kein verfassungsrechtlicher Anspruch gegen die
Krankenkassen auf Bereitstellung bestimmter und insbesondere spezieller Gesundheitsleistungen. In
besonders gelagerten Fallen kénnen die Gerichte zu einer grundrechtsorientierten Auslegung der
mafgeblichen Vorschriften des Krankenversicherungsrechts verpflichtet sein. Dies gilt insbesondere in
Fallen der Behandlung einer lebensbedrohlichen oder regelmafig tddlichen Erkrankung. Dabei muss
allerdings die vom Versicherten gewahlte andere Behandlungsmethode eine auf Indizien gestiitzte, nicht
ganz fernliegende Aussicht auf Heilung oder wenigstens auf eine splrbare positive Einwirkung auf den
Krankheitsverlauf versprechen. Rein experimentelle Behandlungsmethoden, die nicht durch hinreichende
Indizien gestutzt sind, unterfallen hingegen nicht der Leistungspflicht der gesetzlichen Krankenversicherung.

2. Der Beschwerdefiihrer hat weder substantiiert dargelegt, dass das Landessozialgericht diese
verfassungsrechtlichen Anforderungen missachtet hétte, noch hat er hinreichend dargetan, dass die konkrete
Subsumtion unter diese Anforderungen verfassungsrechtlich zu beanstanden wére.
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a) Der Beschwerdefuhrer stellt darauf ab, das Landessozialgericht habe die Anforderungen an die Annahme
nicht ganz fernliegender Aussicht auf Heilung oder wenigstens auf eine splirbare positive Einwirkung auf den
Krankheitsverlauf Gberspannt, indem es annehme, die Einschatzung des behandelnden Arztes sei hierflr
nicht ausreichend. Dabei beachtet der Beschwerdefuihrer indes nicht, dass das Bundesverfassungsgericht
nicht die Einschatzung des behandelnden Arztes als generell ausreichend angesehen hat, sondern eine
durch die Fachgerichte anzustellende Prifung im Einzelfall fir erforderlich halt, ob ernsthafte Hinweise auf
eine malflgebliche Wirksamkeit vorliegen. Hierbei hat das Bundesverfassungsgericht verschiedene
Anhaltspunkte aufgezahlt, aus denen sich solche Hinweise ergeben kdnnen. Dass einzelnen Aspekten
hierbei Bedeutung zukommt, bedeutet nicht, dass ihr Vorliegen fur sich genommen zur Annahme der
Tatbestandsvoraussetzung ausreichend ist.

Es ist verfassungsrechtlich nicht zu beanstanden, dass das Landessozialgericht fur die Annahme der nicht
ganz fernliegenden Aussicht auf eine mafgebliche Wirksamkeit ein MindestmalR an wissenschaftlicher
Datenlage zu den Erfolgsaussichten des Therapieansatzes fordert. Dieses Kriterium erscheint grundsatzlich
geeignet, die verfassungsrechtlich gebotene Abgrenzung zwischen hinreichenden Indizien fir eine nicht ganz
entfernt liegende Aussicht auf Heilung oder auch nur auf eine spulrbare positive Einwirkung auf den
Krankheitsverlauf einerseits und rein experimentellen Behandlungen andererseits vorzunehmen. Dies
schlie3t die Behandlung von Erkrankungen, fiir die aufgrund ihrer Seltenheit keine Studiendaten vorliegen,
nicht von vornherein von einem Leistungsanspruch aus. Denn ein Mindestmald an wissenschaftlicher
Datenlage kann sich auch aus anderen Erkenntnisquellen als Studien ergeben.

b) Die Feststellung des Landessozialgerichts, es fehle an einer nicht ganz entfernt liegenden Aussicht auf
eine spurbar positive Einwirkung auf den Krankheitsverlauf, ist verfassungsrechtlich nicht zu beanstanden.

Der Beschwerdefiihrer hat nicht hinreichend dargetan, dass die Feststellung und Wiurdigung des
Sachverhalts, die grundsatzlich Sache der Fachgerichte ist, schlechterdings unvertretbar ware oder auch nur
deutliche Fehler enthalten wirde. Im Wesentlichen setzt er der Wirdigung des Landessozialgerichts die
eigene Wrdigung entgegen. Solche Fehler sind auch sonst nicht ersichtlich.

Im vorliegenden Fall wurden nach der Anwendung von Miglustat Entwicklungsfortschritte beobachtet und
zudem lag eine privatérztliche Empfehlung eines Experten vor. Zudem liegt eine Datenlage vor, die der
Annahme einer Wirksamkeit nicht entgegensteht.

Dennoch ist die Annahme des Landessozialgerichts, die tatsdchlichen Grundlagen reichten fir die Annahme
einer nicht ganz fernliegenden Aussicht auf eine maf3gebliche Wirksamkeit nicht aus, nicht unvertretbar. So
ist es vorliegend nicht zu beanstanden, dass das Landessozialgericht die Verweise auf Verdéffentlichungen
oder den nicht naher dargelegten Einsatz des Arzneimittels bei anderen Patienten angesichts der
detaillierten Darstellung der Datenlage durch den Medizinischen Dienst als nicht ausreichend erachtet hat.
Ebenfalls ist verfassungsrechtlich nicht zu beanstanden, dass das Landessozialgericht die Schilderung einer
gesundheitlichen Stabilisierung seit Beginn der Therapie im Mai 2023 nicht als ausreichend angesehen hat.
Etwas anderes drangte sich auch deshalb nicht auf, weil die diesbeziglichen Berichte sich nicht mit dem
Umstand auseinandersetzten, dass schon im Oktober 2022 unter der Therapie mit Tanganil das Ausbleiben
von Entwicklungsriickschritten sowie motorische Fortschritte berichtet worden waren. Insofern wére in
Abgrenzung zu dieser Therapie zu differenzieren gewesen, aufgrund welcher Anhaltspunkte die beobachtete
Stabilisierung des Krankheitsverlaufs gerade auf die Therapie mit Miglustat zuriickzufiihren sei.
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