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Der Beschluss des Sozialgerichts Osnabriick vom 28. April 2023 wird aufgehoben.
Der Antrag wird abgelehnt.

Kosten sind nicht zu erstatten.

Griinde

1.

Der Antragsteller begehrt von der Antragsgegnerin die Versorgung mit dem Arzneimittel Miglustat (Zavesca) im Wege des einstweiligen
Rechtsschutzes.

Der im Jahre 2020 geborene Antragsteller ist bei der Antragsgegnerin gesetzlich krankenversichert.

Im Marz 2022 wurde bei ihm die Diagnose GM2 Gangliosidose (Morbus Tay-Sachs) gestellt. Hierbei handelt es sich um eine lysosomale
neurodegenerative Stoffwechselerkrankung. Bei dem Antragsteller liegt der infantile bis spat-infantile Phaenotyp vor. Charakteristisch ist
der Verlust von erworbenen psychomotorischen Fahigkeiten nach zunachst meist normaler Entwicklung. Leitsymptome sind eine
progrediente Spastik und dystone Bewegungsstorung. Die Krankheit ist gekennzeichnet durch eine progrediente Neurodegeneration mit
zunehmenden Verlust erworbener kognitiver und motorischer Fahigkeiten und stark verklrzter Lebenserwartung.

Am 30. November 2022 beantragte der Antragsteller unter Beifligung eines Attestes der Kinderarztin Dr G. vom 22. November 2022
gegenlber der Antragsgegnerin die Kostenlibernahme flr Miglustat (Zavesca). Darin wurde ausgefiihrt, dass nach Informationen von Dr H.
bereits Patienten mit GM2 Gangliosidose im Rahmen eines Off-Label-Use mit Miglustat behandelt worden seien. Man erhoffe sich eine
Verlangsamung des neurodegenerativen Verlaufes und damit eine Stabilisierung des Krankheitszustandes. Die Therapie solle méglichst
schnell begonnen werden.

Die Antragsgegnerin beauftragte den Medizinischen Dienst (MD) mit der sozialmedizinischen Uberpriifung. Unter dem 3. Januar 2023 fiihrte
dieser aus, dass bei dem progredient ungunstigen Verlauf der infantilen GM2 Gangliosidose eine regelmaRig tddliche Erkrankung
anzunehmen sei, bei der keine zugelassene Therapie derzeit existiere. Das beantragte Medikament Zavesca (Miglustat) sei zur Behandlung
der durch einen B-Glucocerebrosidase-Mangel verursachten lysosomalen Speicher-Gaucher-Krankheit und auch der durch einen
Spingomyelinase-Mangel verursachten lysosomalen Speicher-Niemann-Pick-Krankheit Typ C zugelassen. Fir die Wirksamkeit von Miglustat
bei der lysosomalen, durch einen Hexosaminidase A-Mangel verursachten infantilen GM2-Gangliosidose (Morbus Tay-Sachs) kénnten aber
trotz umfangreicher und sorgfaltiger Literaturrecherchen Daten, die auch auf eine auf Indizien gestutzte, nicht ganz fernliegende Aussicht
auf Heilung hinwiesen, nicht gefunden werden. Hierdurch kénne eine Empfehlung fiir eine Off-Label-Therapie mit Miglustat im vorliegenden
Fall nicht gegeben werden. Die Moglichkeit einer experimentellen Behandlung des Versicherten im Rahmen von klinischen Studien sowie
einer Behandlung (zB Gentherapie) im Rahmen eines ,,compassionate use" sollten Gberprift werden.

Mit Bescheid vom 10. Januar 2023 lehnte die Antragsgegnerin den Antrag ab. Da Miglustat fiir die beantragte Anwendung nicht zugelassen
sei, komme es auf die Voraussetzungen eines moglichen Off-Label-Use nach MaRgabe der Grundsatze des Bundessozialgerichts (BSG) an.
Daflir mussten Forschungsergebnisse vorliegen, die erwarten lieBen, dass das beantragte Arzneimittel fiir die beantragte Anwendung
(Indikation) zugelassen werden kénnte. Solche Forschungsergebnisse lagen nicht vor. Dariber hinaus sei auch ein Anspruch nach § 2 Abs 1a
Sozialgesetzbuch Funftes Buch (SGB V) nicht gegeben, da auch die dortigen Voraussetzungen nicht erfullt seien.
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Der Antragsteller erhob Widerspruch, zu dessen Begriindung er insbesondere die Stellungnahme des Dr I. vom 27. Januar 2023 (berreichte.
Darin fuhrte Dr I. aus, dass die Grundlagenforschung bei Mausen mit GM2 Gangliosidose gezeigt habe, dass eine Behandlung mit Miglustat
die GM2-Akkumulation senke und damit einhergehend die Mause deutlich langer lebten und spater neurologische Symptome entwickelten.
Die Arbeit dieser Grundlagenforschung sei ein deutliches Indiz, dass Miglustat im Falle des Antragstellers einen positiven Effekt zeigen
konnte.

Die Antragsgegnerin beauftragte erneut den MD mit der Begutachtung. Unter dem 13. Marz 2023 fiihrte dieser aus, dass nach umfassender
Auswertung der Unterlagen und Literaturrecherchen festgestellt werden musse, dass es sich bei allen angegebenen Publikationen um eine
thematisch Auseinandersetzung mit verschiedenen lysosomalen Speichererkrankungen handele (zB GM1 Typ 2 Gangliosidose (5)) und
altere Publikationen, die Miglustat im Kontext der Niemann- Pick Erkrankung oder des M.Gaucher betrachteten, so dass eine Ubertragbarkeit
auf die hier vorliegende Tay-Sachs-Erkrankung in Frage gestellt werden misse. Hinsichtlich eines mdglichen Off-Label-Use bestiinden Gber
Qualitadt und Wirksamkeit des Arzneimittels keine zuverlassigen, wissenschaftlich nachprufbaren Aussagen. Es konne aus den recherchierten
Veroéffentlichungen keine Aussage uber einen klinisch relevanten positiven Effekt im Hinblick auf die Beeinflussung des Krankheitsverlaufs
der Tay-Sachs-Erkrankung abgeleitet werden. Hinsichtlich eines moglichen Leistungsanspruches aus § 2 Abs 1a SGB V handele es sich
zweifellos um eine schwerwiegende, regelmaRig todliche Erkrankung, so dass der Handlungsbedarf nachvollziehbar sei. Gleichwohl kdnne
eine notstandsahnliche Situation mit unmittelbarer Lebensbedrohlichkeit nicht nachvollzogen werden, da in dem Bericht des Kinderhospitals
J. aus Oktober 2022 ,langsame motorische Fortschritte” und ,keine Entwicklungsriickschritte” mitgeteilt wirden. Eine zugelassene
indikationsspezifische Therapie stehe bei dem Krankheitsbild nicht zur Verfligung. Der Antragsteller erhalte jedoch bereits eine Off-Label-
Therapie mit N-Acetyl-L-leucin (Tanganil®). Ein Profitieren von der Tanganil-Medikation werde postuliert. In diesem Zusammenhang sei auf
eine laufende Phase II-Studie hinzuweisen. In deren Rahmen wirden Kinder von 6 bis 12 Jahren in verschiedenen Dosen mit N-Acetyl-L-
leucin bei zugrundeliegender GM2 Gangliosidose behandelt. AbschlieBende Ergebnisse lagen bisher noch nicht vor. Jedoch gebe es erste
positive Ergebnisse mit statistisch signifikanter und klinisch bedeutsamer Verbesserung der Symptome und der Lebensqualitat. Eine im
Jahre 2009 verdffentlichte Studie zeige bei der late onset Tay-Sachs Erkrankung keinen Benefit einer Miglustat Behandlung gegeniber
Patienten, die nicht mit Miglustat behandelt worden seien. Insgesamt fanden sich keine validen Daten héherer Evidenz, die einen positiven
klinisch relevanten Effekt von Miglustat auf den Erkrankungsverlauf der infantilen Tay-Sachs-Erkrankung nahelegen kénnten. Es handele
sich um einen experimentellen Ansatz. Anzumerken sei, dass in der zuletzt durchgefiihrten padiatrischen Untersuchung bereits unter der
bestehenden Off-Label-Therapie mit N-Acetyl-L-leucin eine Besserung eingetreten sei.

Der Antragsteller ibermittelte sodann eine weitere Stellungnahme des Dr |. vom 27. Marz 2023, wonach das MD-Gutachten kaum die
Schwere und Progression der Erkrankung widerspiegele. In wenigen Monaten wirde der eingeschrankte GM2 Stoffwechsel dazu fuhren, dass
das Gehirn zerstort werde. Es seien bereits 3 Monate als mdglicher Behandlungszeitraum verloren und das therapeutische Fenster werde
sich zeitnah schlieBen.

Die Antragsgegnerin legte auch diese Stellungnahme dem MD zur Uberpriifung vor. Unter dem 5. Mai 2023 filhrte der MD aus, dass die
Datenlage bisheriger Untersuchungen hinsichtlich positiver Effekte weiterhin erniichternd sei, so dass trotz positiver Effekte in
tierexperimentellen Untersuchungen weiterhin keine Daten vorlagen, die einen klinisch relevanten positiven Effekt bei der Tay-Sachs
Erkrankung belegen kénnten. Daten Uber eine Kombination von Tanganil und Miglustat seien nicht auffindbar, so dass ein denkbarer
synergetischer Effekt beider Medikamente, so wie es Dr Mengel postuliere, spekulativ bleibe.

Die Antragsgegnerin hat zwischenzeitlich am 21. Juni 2023 einen Widerspruchsbescheid erlassen. Der Antragsteller hat eine zuvor erhobene
Untatigkeitsklage auf eine Klage in der Sache selbst umgestellt.

Bereits am 25. April 2023 hat der Antragsteller vor dem Sozialgericht (SG) Osnabriick um die Gewahrung einstweiligen Rechtsschutzes
nachgesucht. Zur Begriindetheit hat er sein Leistungsbegehren auf die Regelung in § 2 Abs 1a SGB V gestiitzt sowie auf eine
grundrechtsorientierte Auslegung entsprechend des Beschlusses des Bundesverfassungsgerichts (BVerfG) vom 6. Dezember 2005. Die daflr
erforderlichen Voraussetzungen lagen beim ihm vor: Es bestehe eine lebensbedrohliche oder regelmaRig tédlich verlaufende Erkrankung,
eine andere Therapie sei nicht verfligbar und es bestehe eine auf Indizien gestitzte, nicht ganz entfernt liegende Aussicht auf Heilung oder
auf eine spirbare positive Einwirkung auf den Krankheitsverlauf. Ursache des Morbus Tay-Sachs sei eine Akkumulation des Gangliosids G2
im zentralen Nervensystem. An dieser Akkumulation von GM2 setze Miglustat (Zavesca) an. Das Arzneimittel hemme das Schllsselenzym
der Gangliosid-Synthese. Folge daraus sei, dass die Ganglioside GM1 und GM2 kaum noch gebildet wiirden. Diese Wirkung habe die
Grundlagenforscherin Francis Platt und ihre Arbeitsgruppe bei Mausen aufzeigen kénnen. Wegen der Seltenheit der Erkrankung - sie habe
eine Pravalenz unter lebend Geborenen von eins zu 320.000 - existierten keine umfangreichen klinischen Studien zur Wirkung von Miglustat
(Zavesca) bei Morbus Tay-Sachs. SchlieBlich bestehe auch eine Eilbedurftigkeit. Die Erkrankung fUhre in absehbarer Zeit zum Tod. Zuvor
erfolge ein Verlust samtlicher wesentlicher Fahigkeiten; diese Entwicklung sei unumkehrbar. Die Behandlung mit Miglustat (Zavesca) biete
die Mdaglichkeit, diese Entwicklung zu stoppen, jedenfalls aber den Krankheitsfortschritt deutlich zu verlangsamen. Da der Fahigkeitsverlust
unumkehrbar sei, misse mit der Behandlung friihzeitig begonnen werden. Wegen des raschen Fortschreitens der Erkrankung stehe auch
nur ein enges Therapiefenster zur Verfligung. Dem Antragsteller sei es daher nicht zuzumuten, den Ausgang des Widerspruchsverfahrens
und eines sich daran voraussichtlich anschlieBenden Hauptsacheverfahrens abzuwarten.

Die Antragsgegnerin hat sich innerhalb der vom SG gesetzten dreitdgigen Frist nicht geduBert.

Mit Beschluss von 28. April 2023 hat das SG die Antragsgegnerin vorlaufig bis zu einer rechtskraftigen Entscheidung Gber den Widerspruch
verpflichtet, den Antragsteller mit sofortiger Wirkung mit dem Arzneimittel Zavesca zu versorgen und den Antragsteller von den dafir
entstehenden Kosten freizustellen. Das SG erachte die Voraussetzungen des § 2 Abs 1a SGB V flir gegeben. Der Antragsteller leide an einer
regelmaRig tédlich verlaufenden Erkrankung, fur die keine andere Therapie zur Verfliigung stehe. Es gentge, dass mit dem Arzneimittel
Zavesca die Maglichkeit bestehen kdnnte, den Krankheitsverlauf zumindest zu verlangsamen. Zwar gabe es offenbar keine Erfahrungen
bezlglich einer Behandlung mit Miglustat bei Patienten unter 18, jedoch habe der Antragsteller ,nichts zu verlieren” und vor allem keine
Zeit. Das SG hat auch einen Anordnungsgrund bejaht, da es dem Antragsteller angesichts der Hohe der Kosten von 85 Euro pro Tablette
nicht zumutbar sei, diese zunachst selbst zu tragen.

Das SG hat wiederholt versucht, den Beschluss gegentber der Antragsgegnerin zuzustellen. Diese hat kein Empfangsbekenntnis
abgegeben. Schliellich hat das SG den Beschluss am 9. Juni 2023 mit Postzustellungsurkunde zugestellt.
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Am 12. Juni 2023 hat die Antragsgegnerin Beschwerde bei dem Landessozialgericht (LSG) Niedersachsen-Bremen eingelegt. Sie habe den
Beschluss erst am 9. Juni 2023 erhalten. Der Beschluss sei rechtswidrig und damit aufzuheben. Ein Anordnungsanspruch liege nicht vor. Es
bestehe kein Anspruch auf eine Versorgung mit Zavesca. Nach den Gutachten des MD vom 13. Januar 2023, 13. Marz 2023 und 5. Mai 2023
sei keine ansatzweise irgendwie geartete Wirksamkeit erkennbar. Es werde nicht verkannt, dass eine lebensbedrohliche Erkrankung
vorliege. Dies habe auch der MD in seinen Gutachten festgehalten. Eine Behandlungsbedirftigkeit sei aber nicht gleichzusetzen mit einem
Anspruch auf jedwede Behandlung. Eine notstandsahnliche Situation mit unmittelbarer Lebensbedrohlichkeit liege nicht vor. Insbesondere
wirden langsame motorische Fortschritte und keine Entwicklungsriickschritte mitgeteilt. Dies habe das SG bei der Entscheidung nicht
beachtet, da ihm die Gutachten des MD nicht vorgelegen hatten. Dariber hinaus seien keine Anhaltspunkte ersichtlich, die eine spirbar
positive Einwirkung belegen kénnten. Nicht ausreichend seien rein theoretische Uberlegungen zu einer Anwendbarkeit der begehrten
Therapie. Die beantragte Therapie kame einem Experiment gleich. Es sei deswegen auch nicht ableitbar, dass die Behandlung dem
Antragsteller mehr niitze als schade. Das SG konne sich nicht auf den Aspekt fokussieren, dass der Antragsteller nichts zu verlieren habe.
Genauso gut kénne eine Verkirzung der Lebenserwartung durch die angestrebte experimentelle Behandlung erfolgen. Das
Prifungskriterium solle gerade auch dem Patientenschutz dienen. AuRerdem werde auBer Acht gelassen, dass der Antragsteller bereits mit
einer Off-Label-Therapie versorgt sei. Vielmehr sei der Eindruck entstanden, dass zurzeit gar keine Therapie durchgefiihrt werde. Die
Behandlung mit Tanganil entfalte auch Wirkung, da der Antragsteller keine Entwicklungsriickschritte gemacht habe und sogar langsame
motorische Fortschritte zeige. Diesbezliglich Iagen auch medizinische Studien vor. Die Ausflihrungen von Dr |. seien insgesamt spekulativ
und trotz positiver Effekte in tierexperimentellen Untersuchung gabe es weiterhin keine Daten, die einen klinisch positiven Effekt bei der
Tay-Sachs Erkrankung eindeutig belegen kdnnten. Es liege auch kein Anordnungsgrund vor, da die Vermdgenslage des Antragstellers nicht
glaubhaft gemacht worden sei.

Die Antragsgegnerin beantragt,
den Beschluss des Sozialgerichts Osnabriick vom 28. April 2023 aufzuheben und
den Antrag abzulehnen.

Der Antragsteller beantragt,
die Beschwerde als unzuldssig, hilfsweise als unbegriindet zuriickzuweisen.

Es sei bereits zweifelhaft, dass die Antragsgegnerin die Beschwerdefrist gewahrt habe, da sie das elektronische Empfangsbekenntnis trotz
der Zustellversuche des SG nicht abgegeben habe. Ihr Verhalten wecke erhebliche Zweifel an der Behauptung, dass sie den Beschluss
erstmals am 9. Juni 2023 erhalten habe. Eine Zustellungsvereitelung des Beschlusses sei naheliegend, so dass sie sich nach Treu und
Glauben nicht darauf berufen konnte, den Beschluss erstmals am 9. Juni 2023 erhalten zu haben.

Hilfsweise erachtet er die Beschwerde fur unbegrindet. Diesbezliglich schlieft er sich den Griinden der angefochtenen Entscheidung an und
fuhrt aus, dass es ihm durch die Therapie mit Miglustat inzwischen deutlich bessergehe. Ein Abbruch der Behandlung wiirde zu einer
Zustandsverschlechterung fiihren. Es liege auch ein Anordnungsgrund vor, da sein Vater als Alleinverdiener ber ein Nettoeinkommen von
3.070,19 Euro verflge und er damit die Kosten nicht vorfinanzieren kénne.

Der Antragsteller hat verschiedene medizinische Unterlagen vorgelegt, ua den Bericht der Physiotherapeutin K. vom 20. Juni 2023, den
Bericht des Kinderhospitals J. vom 21. Juni 2023 und die Stellungnahme von Dr I. vom 19. Juni 2023.

Wegen der weiteren Einzelheiten des Sach- und Streitstandes und wegen des weiteren Vorbringens der Beteiligten wird auf den Inhalt der
Prozessakte und den Inhalt der Verwaltungsakte der Antragsgegnerin Bezug genommen, die der Entscheidung zugrunde gelegen haben.

Die Beschwerde der Antragsgegnerin ist im Ergebnis zulassig. Die Beschwerdefrist ist gewahrt, da eine Zustellung des Beschlusses vom 28.
April 2023 erst am 09. Juni 2023 durch Postzustellungsurkunde sicher nachweisbar ist. Trotz verbleibender Zweifel |asst sich fir das Gericht
nicht mit hinreichender Sicherheit feststellen, dass seitens der Antragsgegnerin ein Fall der Zustellungsvereitelung vorliegt.

Die Beschwerde ist auch begriindet. Der Antragsteller hat weder einen Anordnungsgrund noch einen Anordnungsanspruch hinreichend
glaubhaft gemacht.

Nach § 86b Abs 2 Satz 2 Sozialgerichtsgesetz (SGG) kann das Gericht auf Antrag eine einstweilige Anordnung zur Regelung eines
vorlaufigen Zustandes in Bezug auf ein streitiges Rechtsverhaltnis treffen, wenn eine solche Regelung zur Abwendung wesentlicher
Nachteile nétig ist. Das ist immer dann der Fall, wenn ohne den vorlaufigen Rechtsschutz schwere und unzumutbare, anders nicht
abwendbare Nachteile entstlinden, zu deren nachtraglicher Beseitigung die Entscheidung in der Hauptsache im Fall des Obsiegens nicht
mehr in der Lage ware (vgl BVerfG, Beschluss vom 19. Oktober 1977 - 2 BvR 42/76, BVerfGE 46, 166, 179, 184). Steht dem Antragsteller ein
von ihm geltend gemachter Anspruch voraussichtlich zu und ist ihm nicht zuzumuten, den Ausgang des Hauptsacheverfahrens abzuwarten,
ist der Antrag auf Gewahrung vorlaufigen Rechtsschutzes begriindet. Eine aus Griinden der Gewahrung effektiven Rechtsschutzes gebotene
Vorwegnahme der Hauptsache im einstweiligen Verfahren ist jedoch nur dann zuldssig, wenn dem Antragsteller ohne den Erlass der
einstweiligen Anordnung unzumutbare Nachteile drohen und fiir die Hauptsache hohe Erfolgsaussichten prognostiziert werden kénnen
(Keller, Meyer-Ladewig/Keller/Leitherer/Schmidt, SGG, 13. Aufl, 2020, § 86 b Rn 29 mwN). Anordnungsanspruch und Anordnungsgrund bilden
ein bewegliches System, so dass selbst bei einer offensichtlich begriindeten Klage ein Anordnungsgrund gegeben sein muss, da § 86b SGG
nicht dazu dient, Anspriiche ,auf der Uberholspur” durchzusetzen (st Rechtsprechung des erkennenden Senats, vgl. Beschluss vom 12.
Februar 2021 - L 16 KR 24/21 B ER; Keller, aaO, 86b Rn 2). Sowohl der Anordnungsanspruch als auch der Anordnungsgrund sind gemal §
920 Abs 2 Zivilprozessordnung (ZPO) iVm § 86b Abs 2 Satz 4 SGG glaubhaft zu machen.

Dies zugrunde gelegt, muss dem Antrag auf Erlass einer einstweiligen Anordnung der Erfolg versagt bleiben. Denn der Antragsteller hat
weder einen Anordnungsgrund noch einen Anordnungsanspruch glaubhaft gemacht.

Der Antragsteller hat bereits keinen Anordnungsgrund hinreichend glaubhaft gemacht. Er hat lediglich unter Glaubhaftmachung des
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Nettoeinkommens seines Vaters von 3.070,19 Euro die Auffassung vertreten, dass eine Vorfinanzierung ,offenkundig nicht méglich sei.
Dies liegt jedoch keineswegs offensichtlich auf der Hand, da trotz des entsprechenden Vortrages der Antragsgegnerin keinerlei Angaben
zum Vermogen gemacht wurden. Eine Glaubhaftmachung ware jedoch erforderlich gewesen, da bei rechnerischen monatlichen
Therapiekosten von rund 5.090,00 Euro die Mdglichkeit zur Vorfinanzierung aus ggf vorhandenem Vermdégen jedenfalls flr einen kurz- bis
mittelfristigen Zeitraum nicht ausgeschlossen erscheint.

Jedenfalls ist ein Anordnungsanspruch nicht glaubhaft gemacht. Der Antragsteller hat nach den geltenden gesetzlichen Vorschriften und
unter Berucksichtigung der Rechtsprechung des BSG keinen Anspruch auf Versorgung mit Miglustat (Zavesca®) zu Lasten der Gesetzlichen
Krankenversicherung (GKV).

Fertigarzneimittel ohne arzneimittelrechtliche Zulassung flr die vorliegende Indikation sind grundsatzlich nicht von der Leistungspflicht der
GKV nach § 27 Abs 1 Satz 2 Nr 3 iVm § 31 Abs 1 Satz 1 SGB V umfasst (vgl BSG, Urteil vom 19. Marz 2002 - B 1 KR 37/90; BSG, Urteil vom
24. Januar 2023 - B 1 KR 7/22 Rn 9 mwN). Die Voraussetzungen einer Gewahrung des streitbefangenen Arzneimittels im Rahmen des Off-
Label-Use, eines Seltenheitsfalles oder gemaR § 2 Abs 1a SGB V liegen nicht vor.

Zavesca ist fur die orale Behandlung der leichten bis mittelschweren Form der Gaucher-Krankheit des Typ 1 bei erwachsenen Personen, bei
progressiver neurologischer Manifestation bei erwachsenen und padiatrischen Patienten mit Niemann-Pick-Krankheit Typ C in Deutschland
zugelassen, jedoch nicht fiir das vorliegende Erkrankungsbild des Antragstellers. Die engen Voraussetzungen flr eine Uber die Zulassung
hinausgehende Leistungspflicht (vgl BSG, Urteil vom 19. Mdrz 2002 - B 1 KR 37/00 R) der Antragsgegnerin liegen nicht vor. Nach der
Rechtsprechung des BSG mussen folgende Voraussetzungen erflllt sein:

1. Es handelt sich um eine schwerwiegende (lebensbedrohliche oder die Lebensqualitat
auf Dauer nachhaltig beeintrachtigende) Erkrankung, bei der

2. keine andere Therapie verfuigbar ist und

3. aufgrund der Datenlage die begriindete Aussicht besteht, dass mit dem betreffenden
Préparat ein Behandlungserfolg (kurativ oder palliativ) zu erzielen ist.

Diese Voraussetzungen sind nicht erflllt. Es fehlt an einer aufgrund der Datenlage begrindeten Erfolgsaussicht. Unter dem Gesichtspunkt
der fundierten Datenlage missen Forschungsergebnisse vorliegen, die erwarten lassen, dass das Arzneimittel fiir die betreffende Indikation
zugelassen werden kann. Davon kann ausgegangen werden, wenn

a) die Erweiterung der Zulassung bereits beantragt worden ist und die Ergebnisse einer kontrollierten klinischen Prifung der Phase llI
(gegeniber Standard oder Placebo) veréffentlicht worden sind und eine klinisch relevante Wirksamkeit respektive einen klinisch relevanten
Nutzen bei vertretbaren Risiken belegen oder

b) wenn auBerhalb eines Zulassungsverfahrens gewonnene Erkenntnisse veréffentlicht sind, die iber Qualitat und Wirksamkeit des
Arzneimittels in dem neuen Anwendungsgebiet zuverlassige, wissenschaftlich nachpriifbare Aussagen zulassen und aufgrund derer in den
einschlagigen Fachkreisen Konsens Uber einen voraussichtlichen Nutzen in dem vorgenannten Sinne besteht (st Rechtsprechung, BSG,
Urteil vom 24. Januar 2023 - B 1 KR 7/22 Rn 15 mwN; BSG, Urteil vom 11. September 2018 - B 1 KR 36/17 R Rn 14 mwN; BSG, Urteil vom
13. Dezember 2016 - B 1 KR 1/16 R, Rn 15; BSG, Urteil vom 3. Juli 2012 - B 1 KR 25/11 R; Urteil vom 19. Marz 2002 - B 1 KR 37/00 R; Urteil
vom 26. September 2006 - B 1 KR 1/06 R und B 1 KR 14/06 R; Urteil vom 28. Februar 2008 - B 1 KR 15/07 R; Nolte, Kasseler Kommentar,
121. EL, Stand: Dezember 2022, § 31 Rn 20). MaRstab sind dabei jeweils die qualitativen Anforderungen an Phase-llI-Studien (insoweit
klarstellend: BSG, Urteil vom 8. November 2011 - B 1 KR 19/10 R Rn 17 f; BSG, Urteil vom 11. September 2018 - B 1 KR 36/17 R Rn 14), ein
geringerer Grad an Evidenz reicht nicht (Nolte, aa0). Leitlinien und Empfehlungen medizinischer Fachgesellschaften genligen fir sich allein
grundsatzlich nicht (BSG, aa0). Solche Studien sind hier nach den ausfihrlichen Stellungnahmen des MD jedoch nicht ersichtlich.

Dass ein Seltenheitsfall vorliegt, ist nicht glaubhaft gemacht. Hierzu darf das festgestellte Krankheitsbild (hier Morbus Tay-Sachs) aufgrund
seiner Singularitat medizinisch nicht erforschbar sein (BSG, Urteil vom 20. Mérz 2018 - B 1 KR 4/27 R Rn 17 mwN). Allein geringe
Patientenzahlen stehen dem nicht entgegen (BSG, aa0). Nach den Ausfiihrungen des MD ist das Krankheitsbild medizinisch erforschbar, was
auch durch die genannten Studien und Grundlagenforschung, auf die sich Dr |. bezieht, geschieht.

Auch die Leistungsvoraussetzungen einer grundrechtsorientierten Auslegung nach § 2 Abs 1a SGB V sind vorliegend nicht hinreichend
glaubhaft gemacht. Nach dieser Norm erfordert ein Leistungsanspruch die folgenden Voraussetzungen:

1. Es liegt eine lebensbedrohliche oder regelmaRig tédlich verlaufende Erkrankung oder

zumindest wertungsmaRig vergleichbare Erkrankung vor.

2. Bezlglich dieser Krankheit steht eine allgemein anerkannte, dem medizinischen

Standard entsprechende Behandlung nicht zur Verfligung.

3. Es besteht eine nicht ganz entfernt liegende Aussicht auf Heilung oder auf eine spurbare positive Einwirkung auf den Krankheitsverlauf.

Ob die erste Voraussetzung im Falle des Antragstellers hinreichend glaubhaft gemacht wurde, lasst der Senat offen. Zwar ist nicht zu
verkennen, dass die Tay-Sachs-Erkrankung als neurodegenerative Erkrankung grundsatzlich einen tédlichen Verlauf nimmt. Jedoch ist nicht
ersichtlich, dass ganz akut eine notstandsahnliche Lage im Falle des Antragstellers vorliegt. Eine notstandsahnliche Lage ist dann gegeben,
wenn die Gefahr besteht, dass eine Krankheit, die mit vom Leistungskatalog der GKV umfassten Mittel nicht behandelt werden kann, in
Uberschaubarer Zeit mit hoher Wahrscheinlichkeit das Leben beenden kann (BVerfG, Beschluss vom 11. April 2017 - 1 BvR 452/17 Rn 25).
Nach der Rechtsprechung des BSG ist Anknupfungspunkt des Anspruchs das Vorliegen einer durch nahe Lebensgefahr gekennzeichneten
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individuellen Notlage (BSG, Urteil vom 16. August 2021 - B 1 KR 29/20 R Rn 14; BSG, Urteil vom 24. Januar 2023 - B 1 KR 7/22 Rn 28 mwN;
Rn 35).

Die Erkrankung erscheint nach den Ausfihrungen des MD im Zeitpunkt der Behandlung nicht als unmittelbar lebensbedrohlich und die
Gefahr des Todes steht nicht innerhalb eines kiirzeren Zeitraums mit groer Wahrscheinlichkeit bevor. Das Gericht verkennt dabei nicht,
dass ein experimenteller Behandlungsversuch mit Miglustat nach der Empfehlung von Dr |. grundsatzlich innerhalb eines friheren
Zeitfensters beginnen soll. Diese Herangehensweise mag unter medizinischen Gesichtspunkten zweifelsohne sinnvoll sein, gleichwohl steht
sie der Annahme einer unmittelbaren Gefahr des Todes entgegen. Darlber hinaus ist auch keine akute Zustandsverschlechterung bei dem
Antragsteller ersichtlich, denn glicklicherweise werden in dem Bericht des Kinderhospitals Osnabriick aus Oktober 2022 keine
Entwicklungsriickschritte bzw sogar langsame motorische Fortschritte mitgeteilt. Der MD hatte insoweit in seiner Stellungnahme vom 13.
Marz 2023 darauf hingewiesen, dass in der zuletzt durchgefiihrten padiatrischen Untersuchung bereits unter der bestehenden Off-Label-
Therapie mit N-Acetyl-L-leucin eine Besserung eingetreten sei, die Behandlung mit Miglustat ist ausweislich des Berichtes des
Kinderhospitals Osnabrick erst am 7. Mai 2023 eingeleitet worden.

Auch das Vorliegen der zweiten Voraussetzung lasst der Senat offen. Zwar ist es zutreffend, dass fiir die vorliegende Erkrankung des
Antragstellers keine Standardtherapie zur Verfigung steht, jedoch wird immerhin eine Off-Label-Behandlung mit Tanganil zum Einsatz
gebracht. Jedenfalls zu diesem Behandlungsansatz gibt es eine offene Phase-II-Studie, in der Kinder von 6 bis 12 Jahren in verschiedenen
Dosen mit N-Acetyl-L-leucin bei zugrundeliegender GM2 Gangliosidose behandelt werden. An der Studie nehmen die Universitat GieBen und
die Ludwig-Maximilian-Universitat Miinchen teil. Obwohl hierzu noch keine abschlieBenden Ergebnisse vorliegen, wird nach den
Ausfuhrungen des MD jedenfalls von positiven Ergebnissen mit statistisch signifikanter und klinisch bedeutsamer Verbesserung der
Symptome und Funktionsfahigkeit der Lebensqualitat berichtet.

In jedem Falle fehlt es aber an der dritten Voraussetzung. Denn es besteht bei der begehrten Therapie allenfalls eine ganz entfernt liegende
Aussicht auf eine splrbar positive Einwirkung auf den Krankheitsverlauf, die tGber erste Eindriicke im Mausversuch nicht hinausgeht.

Das BSG hat bereits speziell mit Blick auf das Arzneimittelrecht hervorgehoben, dass das allgemein geltende, dem Gesundheitsschutz
dienende innerstaatliche arzneimittelrechtliche Zulassungserfordernis auch durch eine vermeintlich groBzlgige, im Interesse des einzelnen
Versicherten erfolgende richterrechtliche Zuerkennung von Anspriichen auf Versorgung mit einem bestimmten Arzneimittel nicht faktisch
systematisch unterlaufen und umgangen werden darf. Ein solches Vorgehen ware sowohl mit einem inakzeptablen unkalkulierbaren Risiko
etwaiger Gesundheitsschaden flr den betroffenen Versicherten behaftet als auch mit einer nicht gerechtfertigten Ausweitung der
Leistungspflicht zu Lasten der (brigen Versicherten (BSG, Urteil vom 11. September 2018 - B 1 KR 36/17 R Rn 17, 22). Solche Auswirkungen
durften einer Versichertengemeinschaft nicht aufgeblrdet werden, die die Behandlung -typischerweise unter Anwendung des Instruments
der Versicherungspflicht, also zwangsweise - finanziere (BSG, aaO, Rn 17 mwN). Eine Ausweitung der Anspriiche der Versicherten der GKV
auf Arzneimittel, die arzneimittelrechtlichen Zulassungsstandards nicht gentigen, muss auf eng umgrenzte Sachverhalte mit
notstandsahnlichem Charakter begrenzt bleiben (BSG, aa0). Bei der Auslegung des § 2 Abs 1a SGB V durch das BSG handele es sich nicht
um eine Abweichung von den Vorgaben des BVerfG, sondern um deren Konkretisierung (BSG, aaO, Rn 23; BSG, Beschluss vom 28.
September 2021 - B 1 KR 7/21 B Rn 10).

Speziell bei der Arzneimittelversorgung missen die vorhandenen Erkenntnisse abstrakt die Annahme rechtfertigen, dass mit der geplanten
Arzneimitteltherapie der angestrebte Erfolg erreicht werden kann in dem Sinne, dass die Anwendung des Arzneimittels eher zu einem
therapeutischen Erfolg fuhrt als die Nichtanwendung. Auch wenn die Anforderungen an den WahrscheinlichkeitsmaRstab mit der Schwere
und dem Fortschreiten der Erkrankung sinken, muss eine auf Indizien gestltzte, nicht ganz fern liegende Aussicht auf eine spurbar positive
Beeinflussung des Krankheitsverlaufs vorliegen (BSG, Urteil vom 4. April 2006 - B 1 KR 7/05 R Rn 39, 42ff -Tomudex-). Das
Tatbestandsmerkmal erfordert eine Wirksamkeitspriifung am MaRstab der vernlinftigen arztlichen Praxis. Als ,,Beweismittel” akzeptiert das
BSG ,Assoziationsbeobachtungen, pathophysiologische Uberlegungen, deskriptive Darstellungen, Einzelfallberichte und &hnliche, nicht
durch Studien belegte Meinungen anerkannter Experten sowie Berichte von Expertenkomitees” (BSG, Urteil vom 2. September 2014 - B 1
KR 4/13 R). Die Anforderungen an ernsthafte Hinweise fir die nicht ganz fernliegende Aussicht diirfen zwar nicht Uberspannt werden. Sie
sind im Lichte des Nikolausbeschlusses des BVerfG umso geringer, je schwerwiegender die Erkrankung und hoffnungsloser die Situation des
Betroffenen im konkreten Fall ist (BR-Drucksache 456/11, Seite 74). Nicht ausreichend ist allerdings nur das subjektive Empfinden des
Versicherten, gestutzt auf eine entsprechende Empfehlung oder Einschatzung des behandelnden Arztes (BSG, Urteil vom 7. November 2006
-B 1 KR 24/06 Rn 32). Ausgeschlossen sind auch rein experimentelle Behandlungsmethoden (BSG, Urteil vom 7. Mai 2013 - B 1 KR 26/12 R
Rn 21).

In seiner jungsten Entscheidung vom 29. Juni 2023 hat das BSG seine Rechtsprechung zu § 2 Abs 1a SGB V bestatigt. Es hat auch im Bereich
der regelmaRig todlich verlaufenden Erkrankungen den Vorrang der Arzneimittelsicherheit bestatigt und diesem einen noch starkeren
Stellenwert zugemessen (BSG, Urteil vom 29. Juni 2023, B 1 KR 23/21 R, Terminbericht Nr 26/23 vom 30. Juni 2023). Es hat betont, dass
auch durch § 2 Abs 1a SGB V ausdrucklich keine Uber die bisher vom BSG entwickelten Grundsatze (BSG, Urteil vom 4. April 2006- B 1 KR
7/05 R -Tomodex-) hinausgehenden Leistungen eingeflihrt werden sollten. Das Arzneimittelrecht trage dem sich aus Art 2 Abs 2 Satz 1 GG
ergebenden staatlichen Schutzauftrag Rechnung, in dem es Qualitat, Wirksamkeit und Unbedenklichkeit der Arzneimittel gewahrleiste. Das
Unterlaufen arzneimittelrechtlicher Vorschriften - gerade auch bei schwerwiegenden Erkrankungen- kdnne zu Gefahren von Leib und
kérperlicher Unversehrtheit filhren. Dagegen bdéten die Institutionalisierung des Zulassungsverfahrens und die hohe fachliche Expertise der
Arzneimittelbehérden eine besonders hohe Gewahr flr die Wirtschaftlichkeit und die Unabhangigkeit der Priifung. Ebenso wie die
Gesetzliche Krankenversicherung bei neuen Untersuchungs- und Behandlungsmethoden sehe auch das Arzneimittelrecht ein eigenes
strukturiertes Qualitatssicherungssystem vor. Es erlaube auch erleichterte Zulassungen und in Hartefallen auch Ausnahmeentscheidungen
(BSG, aa0).

Daraus wird deutlich, dass auch bei sehr schweren Erkrankungen Behandlungsversuche, die eine nicht ganz fernliegende Aussicht auf eine
splrbar positive Beeinflussung des Krankheitsverlaufs begriinden, ein MindestmaR an wissenschaftlicher Datengrundlage bendtigen, die -
angewandt auf den hiesigen Fall - Gber den Tierversuch hinausgehen. Dr I. hat in seiner Stellungnahme vom 27. Januar 2023 insoweit
ausgefuhrt, dass die Grundlagenforscherin Platt und ihre Arbeitsgruppe bei Mausen mit GM2-Gangliosidose aufzeigen konnte, dass eine
Behandlung mit Miglustat die GM2-Akkumulation senke und damit einhergehend die Mause deutlich langer lebten sowie spater
neurologische Symptome entwickelten. Diese Arbeit aus der Grundlagenforschung sei ein deutliches Indiz, dass Miglustat bei dem
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Antragsteller einen positiven Effekt zeigen koénnte. Der MD hat dazu fir den Senat nachvollziehbar mit Gutachten vom 13. Marz 2023
ausgefiihrt, dass tberhaupt keine Studien vorliegen, die einen positiven klinisch relevanten Effekt von Miglustat auf den Erkrankungsverlauf
der infantilen Tay-Sach-Erkrankung nahelegen kénnen. Daten, die beziiglich des Einsatzes von Miglustat bei der infantilen Tay-Sachs-
Erkrankung eindeutige Indizien flr eine Verbesserung der klinischen Situation zeigten, lieRen sich nicht finden, schon gar nicht handele es
sich um Daten, die aufgrund zeitlicher Begrenzung der Untersuchung Hinweise fir langerfristige Aussagen zulieBen. Der MD hat in seinen
Gutachten mehrfach darauf hingewiesen, dass trotz positiver Effekte in tierexperimentellen Untersuchungen hier weder Studiendaten noch
sonstige Hinweise vorliegen, die eine splrbar positive Einwirkung bei der Tay-Sachs-Erkrankung belegen konnten. Er hat vielmehr in seiner
Stellungnahme vom 5. Mai 2023 ausgefuhrt, dass die Datenlage bisheriger Untersuchungen hinsichtlich positiver Effekte weiterhin
erniichternd sei. Rein theoretische Uberlegungen zu einer Anwendbarkeit der beantragten Therapie (vgl BSG Urteil vom 7. Mai 2013 - B 1 KR
26/12 R Rn 21 zu experimentellen Behandlungsmethoden) reichen eben so wenig aus die Einschatzung des behandelnden Arztes (vgl BSG,
Urteil vom 7. November 2006 - B 1 KR 24/06 R Rn 32) oder die subjektive Einschatzung des Versicherten bzw hier seiner Eltern.

Der Senat verkennt nicht, dass der Antragsteller die aktuelle gesundheitliche Stabilisierung seines Zustandes auf die begonnene Therapie
des flir seine Erkrankung nicht zugelassenen Miglustat zurlickfihrt; gleichwohl ersetzt auch dies nicht ein MindestmaR an wissenschaftlicher
Datenlage zu den Erfolgsaussichten des Therapieansatzes. Die bloBe Mdglichkeit einer Verbesserung bei einer ansonsten dirftigen
Datenlage ist nicht ausreichend. Der Senat verkennt auch nicht die Hoffnungen des Antragstellers, die er mit der streitbefangenen
Behandlung verbindet. Es erscheint jedoch auch nicht angemessen, den Antragsteller durch allzu groRzugige PrifungsmaRstabe im
Eilverfahren mit einer absehbaren Riickforderung im Hauptsacheverfahren zu belasten. Mithin ist der Beschwerde antragsgemaR zu
entsprechen.

Die Kostenentscheidung beruht auf der entsprechenden Anwendung des § 193 SGG.
Dieser Beschluss ist unanfechtbar (§ 177 SGG).
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