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Der Verband der Diagnostica-Industrie e. V. (VDGH) begriiBt alle Initiativen zur Entwicklung einer natio-
nalen Strategie fiir gen- und zellbasierte Therapien (GCT). Gen- und zellbasierte Therapien haben eine
bahnbrechende Perspektive fiir die Patientenversorgung, da sie das Behandlungspotential fiir viele Er-
krankungen mafigeblich erweitern oder sogar erstmals er6ffnen. Der VDGH versteht GCT als ein ,Jahr-
hundertprojekt” der Medizin und der biomedizinischen Forschung. Es ist von zentraler Bedeutung, dass
Deutschland hier einen Spitzenplatz einnimmt, sowohl in der Grundlagenforschung als auch in der An-

wendung. Die Etablierung einer nationalen Strategie ist unerlasslich, um dieses Ziel zu erreichen.

Der VDGH befiirwortet einen offenen Konsultationsprozess zur Entwicklung einer nationalen Strategie.
Zugleich versteht sich der Verband als zentraler Stakeholder bei gen- und zellbasierten Therapien und
fordert deshalb seinen dauerhaften Einbezug bei der Umsetzung des Strategieprozesses an. Die vom
VDGH vertretenen Branchen, dies sind die Life-Science-Research-Industrie und die Diagnostika-Indust-
rie, ermoglichen mit ihren Technologien, Services und Produkten GCT entlang der gesamten Wert-
schopfungskette - von der Grundlagenforschung bis zur patientenindividuellen Labordiagnostik.

Die Sicherung des Wissenschafts- und Wirtschaftsstandortes Deutschland wird als besonders relevant
bewertet. Hervorragende akademische Grundlagen miissen in Deutschland gehalten und ausgebaut
werden. Dabei darf die Translation der akademischen Erkenntnisse in die Wertschépfung nicht verges-
sen werden, denn Translationsférderung sichert Technologien, Arbeitsplatze und damit den Wirt-
schaftsstandort Deutschland. Interesse und Akzeptanz fiir gen- und zellbasierte Therapien in der Gesell-
schaft setzen einen Grundstein fiir das Vertrauen in neuartige Therapiemaoglichkeiten und miissen aus

diesem Grund friihzeitig geférdert werden.

Zum Entwurf des BIH et al. vom 15. Mai 2023

Der VDGH vertritt zusammen mit der im Verband organisierten Fachabteilung Life Science Research (FA
LSR) die gemeinsamen Interessen von mehr als 120 in Deutschland tatigen Unternehmen. Die LSR-
Unternehmen weisen besondere Expertise in der Entwicklung und Produktion von Instrumenten, Reagen-
zien, Testsystemen und Verbrauchsmaterialien fiir die Forschung in den Lebenswissenschaften auf. LSR-
Produkte sind passgenau auf die Bedlirfnisse der Wissenschaftlerinnen und Wissenschaftler in der Grund-
lagen- und angewandten Forschung zugeschnitten. Die im VDGH vertreten Diagnostikaunternehmen pro-
duzieren Untersuchungssysteme und Reagenzien zur Diagnose menschlicher Krankheiten. Solche In-vitro-
Diagnostika (IVD) umfassen in zunehmendem Umfang biomarkerbasierte und molekulargenetische Tests.
Flr die Entwicklung von GCT, insbesondere aber fir den Einsatz an Patientinnen und Patienten sind IVD

unverzichtbar. Mehr noch als im herkémmlichen Verstandnis von Personalisierter Medizin und
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Companion Diagnostics erfordern GCT eine umfangreiche individualisierte In-vitro-Diagnostik. Die Unter-

nehmen beider Branchen sind durch wissenschaftliche Kooperationen weltweit vernetzt.

Die LSR- und IVD-Branche bildet die gesamte Wertschdpfungskette von der Grundlagenforschung in den
Lebenswissenschaften bis zur Routinediagnostik im arztlichen Labor ab. Die Produkte und Expertise der
Mitgliedsunternehmen stehen damit fiir alle Prozessschritte bei Erforschung, Entwicklung, Produktion
und Anwendung von Gen- und Zelltherapien.

Zu den Handlungsfeldern

I. Vernetzung und Unterstiitzung der Stakeholder

Der VDGH pladiert dafiir, einen dauerhaften politischen Dialog auf Spitzenebene zwischen BMBF und
BMG und BMWK zu etablieren. Aktivitdten im Sinne einer Intensivierung der Forschungsférderung, der
Wirtschaftsférderung (insb. Start-Ups und Mittelstand), der einzuhaltenden Regulatorik (z. B. Gentechnik-
gesetz), der Etablierung geeigneter Erstattungsmodelle fir die Diagnostik und Therapie als GKV-Leistung
sind die wichtigsten Punkte. Sie missen frihzeitig interministeriell koordiniert werden, um zu einem
wirksamen Ganzen zu werden. Auf vergleichbare Dialogformate der Vergangenheit (z.B. Nationaler Stra-

tegieprozess Innovationen in der Medizintechnik) wird verwiesen.

Die Einrichtung eines Netzwerkbiiros, welches alle relevanten Stakeholder vernetzt und auch den Blick in
den internationalen Raum nicht vernachlassigt, wird vom VDGH unterstiitzt. Das Netzwerkbiiro sollte z. B.
Entwicklungshindernisse aus anderen Landern sammeln und in angepasster Form Strategien fiir Deutsch-
land formulieren. Die Einrichtung einer digitalen Plattform mit Informationen zu Zeitplanen, Meilenstei-
nen, GMP-Festlegungen etc. schafft Transparenz fiir alle beteiligten Stakeholder. So muss auch eine Bera-
tungsplattform entstehen, um v. a. auch internationale Stakeholder bei der Interaktion mit deutschen

Behorden zu unterstitzen.

Il. Ausbildung und Kompetenzstarkung

Der Aufbau von Aus- und Weiterbildungsprogrammen fiir Nachwuchs und Fachkrafte ist die Basis, um

Deutschland als attraktiven Arbeitsmarkt zu sichern.

Um bessere Grundlagen zu schaffen und dem Umgang mit GCT gerecht zu werden, miissen entspre-

chende Themengebiete friihzeitig in Lehrplane der universitaren und technischen Aus- und Weiterbildung
aufgenommen werden. Dariber hinaus fordern duale Studiengange die weitere Verknipfung von Indust-
rie und Akademie. Hybride Ausbildungs- und Arbeitsmodelle erleichtern auch das Rekrutieren und Halten

internationaler Spitzenkrafte.

Die im VDGH assoziierten Unternehmen verfligen tber viel technologisches Knowhow, um sich aktiv an
der Aus- und Weiterbildung von akademischem Personal zu beteiligen. PostDoc-Stellen, die zu 50-Prozent

in Industrie und zu 50 Prozent in der Akademie angesiedelt sind, sind I6sungsorientiert.

Seite 2 von 7



VDGH-Stellungnahme zur Entwicklung einer nationalen Strategie fir gen- und zellbasierte Therapien Berlin, 26.05.2023

lll. Technologietransfer

Der Verband bewertet den Aufbau eines Technologietransferprogrammes als prioritdr, um die Wertschop-
fung nach der akademischen Forschung und Entwicklung zu férdern. Nur eine Ubersetzung des akademi-
schen Erfolgs in wirtschaftliche Erfolge ermdglicht, dass Patientinnen und Patienten von innovativen und

sicheren Therapien langfristig profitieren.

Dazu sollten weitere Forderprogramme der Ministerien geschaffen werden und besonders Public Private
Partnerships genutzt werden, um 6ffentliche und private Fordermittel zu vereinen. Die deutsche Start Up-
Branche leidet aktuell noch an vielen birokratischen Hirden und ist von Finanzierungsschwierigkeiten

gepragt, denn ein gesundes deutsches Kapitalokosystem fehlt.

IV. Standards und Regulatorik

Der VDGH schétzt die Entwicklung eines regulatorischen Rahmens als sehr wichtig ein, um Richtlinien fur
die Entwicklung, Zulassung und Uberwachung von Zell- und Gentherapien festzulegen. Dem deutschen

Standort mangelt es an einer bundesweiten Harmonisierung von Anforderungen im Bereich Datenschut-
zes und Ethik, die die Studienbedingung deutlich erschweren. Die Optimierung von klinischen Studien, z.

B. Durchfiihrung an mehreren Standorten, fihrt letztlich zu schnelleren Zulassungen.

Fehlende bundeseinheitliche Regulierungen schaffen Rechtsunsicherheit, wenn zustdandige Landesbehor-
den z. B. den Begriff , Herstellen” unterschiedlich auslegen (z. B. stellt die Gewinnung von geeigneten Zel-
len bei der CAR-T-Zelltherapie einen eigenstandigen Prozess dar, der unabhangig vom Herstellungspro-
zess des Arzneimittels flr neuartige Therapien ist). Auch Zulassungsverfahren missen kinftig schneller

umgesetzt werden, damit der GCT-Standort Deutschland international wettbewerbsfahig ist.

Die Initiativen zu Forschungs- und Gesundheitsdatenbanken miissen weiterentwickelt werden und Ge-
nom-, phanotypische und Therapieverlaufsdaten zu GCT, missen angeschlossen werden. Die Einrichtung
einer europdischen Forschungsdatenbank fordert den Austausch internationaler Daten, was v. a. fir klini-
sche Studien elementar ist. Der Datenzugang muss 6ffentlicher und privater Forschung gleichermalien

gewahrt werden.

Um friihzeitig Weichen flir die GMP-konforme Produktion zu stellen, miissen auch schon in der Akademie
gewisse MalRnahmen der Qualitatssicherung fiir z. B. Arbeitsmaterialien wie Zellkulturprodukte einge-
flhrt werden. Dazu muss auch schon in der Grundlagenforschung die Skalierbarkeit von Methoden und

Technologien bericksichtigt werden.

Generell muss darauf geachtet werden, die nationale Strategie fiir Deutschland in Einklang mit dem euro-
pdischen Regelwerk und dem europaischen Markt zu bringen bzw. sogar international zu harmonisieren.
Aus diesem Grund ist eine Vernetzung mit weiteren Stakeholdern wie EMA, MedTech Europe, IHI Call

ERD2-Konsortium und die FDA sinnvoll (vgl. Handlungsfeld 1.).
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V. Ausbau von Qualitdt und Kapazitaten im Bereich der GMP-Produktion

Das Festlegen von GMP-Kriterien muss ein elementarer Bestandteil der nationalen Strategie sein. Dies
umfasst z. B. die GMP-konforme Skalierbarkeit von Prozessen oder die Qualitatssicherung mit neuen Me-
thoden wie Next Generation Sequencing. Dariiber hinaus unterscheidet sich die GMP-konforme Produk-
tion zwischen lokalen und zentralen GCT-Produktionszentren. Die Formulierung von Standards muss dies

bericksichtigen.

Notwendige Kapazitdten sollten genauestens geplant und friihzeitig angepasst werden, um den Standort
Deutschland fiir GCT zu sichern und weiterzuentwickeln. Aktuell sind die Produktionskapazitaten fir GCT

in Europa eindeutig zu niedrig, um international wettbewerbsfahig zu sein.

Die Sicherstellung der Qualitat und Quantitat in der Lieferkette kann dazu beitragen, Engpasse zu vermei-
den. So sollte auch friihzeitig auf eine Skalierbarkeit von Lieferketten geachtet werden, um Rohstoff- und

Produktionskapazitdten zu sichern.

VI. Forschung und Entwicklung

Forderformate zu akademischen Erstanwendungen und zum Proof-of-Concept sind wichtig, aber es diir-
fen darlber hinaus geeignete FérdermaRnahmen zur Translation in die Wertschopfung nicht vergessen
werden, wie z. B. FérdermalRnahmen zur verbesserten Skalierbarkeit und Automatisierung von industriel-

len Prozessen.

Um Herstellungskosten zu mindern und GCT fiir viele Patientinnen und Patienten zur Verfligung zu stel-
len, missen Automatisierungs- und Digitalisierungstechnologien fiir die GCT-Produktion ausgebaut und
gefordert werden. Automatisierung im Bereich der Entnahme von Zellen bei Spenderinnen und Spendern
Uber modulare Produktionstechnologien bis zur finalen Formulierung und Abflillung des Produktes bend-
tigen neue Entwicklungen und damit besondere Forschungsforderung. Der Entwicklungsbedarf steckt ne-
ben dem Bereich der Hardware auch in dem Bereich von Softwarel6sungen. Fir die eigentliche Produk-
tion von GCT und die damit verbundenen Daten miissen zukiinftig Technologien wie z. B. integrierte
Prozesskontrollen, Prozessbegleitung mittels , Digitalem Zwilling” oder die Analyse sowie Prozesssteue-

rung mittels Kl berlicksichtigt werden, um das volle Automatisierungspotential auszuschépfen.

Der VDGH regt an, Abschnitt VI. e) als eigenes Handlungsfeld zu formulieren oder hilfsweise in den Ab-

schnitt VII. zu integrieren.

Die im VDGH vertretenen Hersteller von In-vitro-Diagnostika verfligen Gber umfassende Expertise bei bio-
markerbasierten und molekulargenetischen Tests. Die Unterstiitzung des Aufbaus/ die Verbesserung von
Strukturen fiir Companion Diagnostics — besser therapiebegleitende Diagnostika — das Monitoring und die
Nachsorge von Patientinnen und Patienten wird ausdricklich begriRt. Nach Auffassung des VDGH geht
die therapiebegleitende Diagnostik zum Erkennen geeigneter Empfanger einer GCT Uber den Begriff der
klassischen Companion Diagnostics (CDx) hinaus. Klassische CDx, wie sie beispielsweise in der Onkologie
genutzt werden, lassen Patientengruppen erkennen und stratifizieren Behandlungsprozesse, wohingegen
Diagnostik fir GCT individualisiert fiir eine einzelne Person anwendbar sein soll. Aktuelle Regelungen fiir

CDx sind in der europaischen IVD-Verordnung (IVDR 2017/746) verankert und duBerst komplex sowie
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zeitintensiv in der Genehmigung. Die herkdmmlichen Erstattungsmodelle fiir Begleitdiagnostik sind fir
eine individualisierte Diagnostik bei GCT vermutlich unzureichend; hier ist eine genauere Analyse und die

Erwdgung alternativer Modelle erforderlich.

VII. Ubergang in die Versorgung

GCT werden in der Regel fiir kleine Patientenpopulationen zugelassen und die Kostenabdeckung fiir Be-
handlungszentren ist aktuell unzureichend. Vergiitungsmodelle fiir GCT miissen der Besonderheit von
neuartigen Therapien Rechnung tragen, und damit ganzlich neu gedacht und geschaffen werden, denn
heutige Verfahren der arztlichen Selbstverwaltung sind nicht auf GCT zugeschnitten. Neben der Therapie
sind auch neue Schritte in der Diagnostik zu beachten: Neben der Erstdiagnostik ist die Qualitatskontrolle
der genetischen Veranderung nach Applikation und das langerfristige Therapiemonitoring fiir eine erfolg-
reiche Therapie unverzichtbar. Auch Entwicklungs- und Produktionsprozesse, die durch Life-Science-Rese-
arch-Technologien umgesetzt werden, missen leistungsgerecht in Verglitungsmodellen berticksichtigt

werden. Dann kdnnen die Kosten fiir GCT perspektivisch sinken.

VIII. Interaktion mit der Gesellschaft

Dieses Handlungsfeld muss priorisiert umgesetzt werden. Interesse und Akzeptanz fiir GCT mussen in der
Gesellschaft friihzeitig geschaffen werden, um einen Grundstein fiir das Vertrauen in neuartige Therapie-
moglichkeiten kiinftiger Generationen zu legen. Ausgangspunkt kdnnte nach Auffassung des VDGH eine
breit angelegte Informations- und Aufklarungskampagne der Bundesregierung sein. So kann beispiels-
weise eine anschauliche und niedrigschwellige Kommunikation von Erfolgsgeschichten die Akzeptanz der

Bevolkerung fur GCT erhohen.

Zu den offenen Fragen

e Gibt es aus lhrer Sicht weitere grundlegende Handlungsfelder, die in der Ausarbeitung der na-

tionalen Strategie beriicksichtigt werden sollten? Wenn ja, welche?

Diagnostik als eigenes Handlungsfeld (siehe zu Abschnitt VI.)

Das avisierte Gesundheitsdatennutzungsgesetz und das Forschungsdatengesetz sind wichtige
Gesetzgebungsverfahren, die Relevanz fir die nationale GCT-Strategie haben. Es ist wiinschens-
wert, die Ausgestaltung dieser Gesetze und deren Bedeutung fir GCT als eigenstandiges Hand-

lungsfeld zu definieren.
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Sollten weitere Schwerpunkte iiber die bislang skizzierten Aspekte hinaus in die aufgefiihrten
Handlungsfelder integriert werden? — Wenn ja, welche?

Perspektivisch sollten Therapiemoglichkeiten auch im ambulanten Bereich umgesetzt werden.
Dazu kénnen z. B. Satellitenzentren eingerichtet werden, die sich auf GCT spezialisieren. So wird
die Zahl der therapierten Patientinnen und Patienten steigen und die Krankenhausbelastung

wird gleichzeitig verringert.

Deutschland benétigt umfangreiche Leuchtturmprojekte, wie beispielsweise das Berliner Zent-
rum fir Translation, denn Technologiestandorte in Deutschland missen eine kritische GroRe
lbersteigen, um wettbewerbsfahig zu bleiben. Entsprechende Zusammenschliisse und Cluster
mussen vermehrt geférdert werden.

Mit zunehmender Etablierung von GCT gewinnen Fragen der Skalierbarkeit von Produktion und

der Automation von Labor- und Produktionsprozessen an Bedeutung.

Gibt es innerhalb der Handlungsfelder Aspekte, beziiglich derer Sie unterschiedliche Priorita-

ten in der Ausgestaltung und Umsetzung sehen?

Welche potenziellen Herausforderungen in der Zeitlinie, Ausarbeitung und Umsetzung der na-
tionalen Strategie sollten aus lhrer Sicht liber die in den beigefiigten Dokumenten adressierten

Punkte hinaus beriicksichtigt werden?

Zeitnahes Aufsetzen eines dauerhaften Strategiedialogs zwischen BMBF, BMWK und BMG (siehe
zu Abschnitt 1.)

Gibt es aus lhrer Sicht liber die bisher einbezogenen Stakeholder hinaus Adressaten/Akteure,

die in die weitere Diskussion einbezogen werden sollten? —Wenn ja, welche?

Der VDGH ist derzeit noch nicht explizit in der Stakeholderliste (Anhang zum BIH-Papier) enthal-

ten und bittet um Aufnahme.

Etwa 30 Life-Science-Research-Unternehmen sind als Fachabteilung im VDGH organisiert. Als
Forschungszulieferer unterstiitzen sie die Ausbildung, Forschung und Entwicklung, translatio-
nale Arbeiten, Skalierung, Versuche, Logistik und Herstellung sowie die begleitende Diagnostik.
Die Branche ist auch in der Lage, die GCT-Gemeinschaft in Deutschland und Europa als Berater

mit weltweiter Erfahrung in diesem Bereich zu unterstitzen.

Die VDGH-Mitgliedsunternehmen (insgesamt ca. 120 Unternehmen) mit Fokus auf IVD-
Produktion, sind fihrend in der Herstellung von biomarkerbasierten und molekulargenetischen
Tests und unterstitzen somit durch begleitende Diagnostik, Prognostik, Therapiemonitoring und

Nachsorge die Versorgung von Patientinnen und Patienten.
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lhre Ansprechperson im VDGH

Dr. Carolin Schdchterle
Leiterin Fachabteilung LSR

T +49 30 200 599- 46
schaechterle@vdgh.de
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