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 RCT - randomisierte Studien – 

Wissenschaftliche Untersuchungen, die darauf abzielt, bestimmte Bias-Quellen 
(Einflüsse auf das Ergebnis) bei der Prüfung der Wirksamkeit neuer 
Behandlungen zu reduzieren.
Dies wird erreicht, indem die Studienteilnehmer zufällig (randomisiert) zwei 
oder mehreren Gruppen zugeteilt werden, die unterschiedlich behandelt werden, 
und anschließend anhand einer gemessenen Zielgröße (Response) miteinander 
verglichen werden.

Welche Studienarten gibt es?



 Real World Daten

werden durch die Bewertung von Wirksamkeit, Sicherheit und 
Versorgungsqualität in Versorgungssettings und Patientenkollektiven 
gewonnen, die repräsentativ für die klinische Behandlungspraxis sind – 
einschließlich solcher, die in herkömmlichen klinischen Studien üblicherweise nicht 
erfasst werden.
.
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Population
• Heterogen
• Patienten sehr unterschiedlich
• Untergruppen können definiert werden
• Höhere Fallzahl

Population
• homogen
• Patienten werden selektiert, strenge

Ein- und Ausschlusskriterien
• In der Hämophilie kleine

Studiengruppen

RCT Real World Study



Beispiele RCT

Untersuchung der 
Wirksamkeit der 
Prophylaxe

65 Patienten



Beispiele RCT:

42 Patienten/Gruppe

Wirksamkeit und 
Sicherheit der 
Prophylaxe vs 
Bedrafsbehandlung



Beispiele RCT:

18.200 Patienten

Vergleich Apixaban vs 
Warfarin



Beispiele RWD

375 Patienten
PEDNET Registry

Inzidenz
Inhibitorentwicklung



Beispiele RWD

PEDNET Registry

Unterschiedliche
Fragestellungen



Beispiele RWD

PEDNET Registry

Unterschiedliche
Fragestellungen



GEPHARD – German Paediatric Haemophilia Research Database   

− Multizentrische, prospektive Registerstudie
− Ständigen Kommission Pädiatrie und Hämophilie der GTH
− Schirmherrschaft der GTH e.V.

− viele Partner und Unterstützer
− Finanzierung durch Industriepartner

Deutsche 
Hämophilie-
gesellschaft 
e.V.



Hintergrund und Ziele

 Keine weitgehende Standardisierung der Behandlung 
 Keine langfristige multizentrische Dokumentation zur Behandlungsoptimierung 

vorhanden
 Genaue Ursachen der Inhibitorentwicklung ungeklärt

Ziel: 
 die möglichst vollständige, prospektive Dokumentation von neu diagnostizierten

Kindern und Jugendlichen mit einer ….
 Hämophilie A oder B (Restaktivität <25%)

→ Verbesserung der klinischen Versorgung



Warum Register?

 Keine Pup - Studien bei Zulassung mehr gefordert

 Keine Daten zur Behandlung von Kindern mit einer Hämophilie bekannt
 DHR – PedNet - GTH-PUP Studie - Qualitätsprojekt

 Objektive Beschreibung der Versorgungssituation auch im Langzeitverlauf

 kontinuierliche Sicherheits- und Wirksamkeitsüberwachung unter Alltagsbedingungen

 evidenzbasierte, patientenzentrierte Weiterentwicklung der Hämophiliebehandlung



aber…

 Keine zeitnahen Daten

 Datenerfassung häufig zeit- und personalintensiv

 Datenqualität anhängig von Eingabe und Monitoring

 Teilnahme der Patienten



Warum GEPHARD?



GEPHARD Zentren 

Kontakt: info@gephard.de

Aktuelle Zahlen 

Stand 17.Feb.25

• 41 GEPHARD Zentren

• 21 Zentrumsverträge
• 7 aktuell in Prüfung*
• 13 ohne Rückmeldung*

• 31 pos. Ethikvoten
• 1 Votum in Arbeit
• 9 ausstehend* 



Stand 17.Feb.25

605 Meldungen aus 41 Zentren

Aktuelle Zahlen 



Stand 17.Feb.25

Aktuelle Zahlen 



… die Zukunft

 Schnelle Steigerung der Dateneingabe der longitudinalen Daten

 Etablieren von Projekten und Abfragen aus der Studiengruppe

 Auswertungen auch gemeinsam mit PedNet
 Art des Therapiebeginns
 Emicizumab bei PUPs mit oder ohne FVIII
 Vergleich Therapieoptionen Deutschland vs Europa



Ansprechpartner

Christoph Königs 

Telefon: 069 6301 83030

E-Mail: christoph.koenigs@kgu.de

Martin Olivieri
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E-Mail: martin.olivieri@med.uni-muenchen.de

Studienkoordination: Christian Krohn
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E-Mail: christian.krohn@kgu.de 
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Zusammenfassung

 Teilnahme an Registern wichtig um Daten generieren zu können

 Register ermöglichen die Beantwortung unterschiedlicher Fragestellungen

 Objektive Beschreibung der Versorgungssituation



• Allen beteiligten Kindern, Jugendlichen und deren Eltern

• Allen beteiligten Zentren und beteiligten Personen

• Allen anderen und den GEPHARD Partnern 

• Den GEPHARD Sponsoren und Unterstützern von GEPHARD Projekten

DANKE

Stand November.2024

Hämophiliestiftung
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