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Welche Studienarten gibt es?

KLINIKUM
" RCT - randomisierte Studien -

Wissenschaftliche Untersuchungen, die darauf abzielt, bestimmte Bias-Quellen
(Einflusse auf das Ergebnis) bei der Prifung der Wirksamkeit neuer
Behandlungen zu reduzieren.

Dies wird erreicht, indem die Studienteilnehmer zufallig (randomisiert) zwei
oder mehreren Gruppen zugeteilt werden, die unterschiedlich behandelt werden,

und anschlieBend anhand einer gemessenen ZielgroBBe (Response) miteinander
verglichen werden.



Welche Studienarten gibt es? KLINIKUM

" Real World Daten

werden durch die Bewertung von Wirksamkeit, Sicherheit und
Versorgungsqualitat in Versorgungssettings und Patientenkollektiven
gewonnen, die reprasentativ fur die klinische Behandlungspraxis sind -
einschlieBlich solcher, die in herkommlichen klinischen Studien Ublicherweise nicht

erfasst werden.
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RCT

Cohort
studies

Background
information/Expert opinion
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RCT Real World Study

Population Population
Heterogen

Patienten sehr unterschiedlich
Untergruppen kdénnen definiert werden
Hbhere Fallzahl

« homogen

« Patienten werden selektiert, strenge
Ein- und Ausschlusskriterien

« In der Hdmophilie kleine
Studiengruppen
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Beispiele RCT
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65 Patienten

Untersuchung der
Wirksamkeit der
Prophylaxe
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ORIGINAL ARTICLE

Effect of late prophylaxis in hemophilia on joint status:
a randomized trial

Beispiele RCT:

M. J. MANCO-JOHNSON,* B. LUNDIN, S. FUNK,* C. PETERFY,} D. RAUNIG,§ M. WERK,

o o C.L. KEMPTON,** M. T. REDING,{¥1+ S. GORANOV,ii L. GERCHEVA,§§ L. RUSEN, 99

V. USCATESCU,*** M. PIERDOMINICI, 1+ S. ENGELEN,f{f J. POCOSKI,ftf D. WALKERZ}${1 and

W. HONGIiE

4 2 Patl e n te n/G ru p pe *Qn/verSIty of Colorado Anschutz Medical _Campus, Aurora, C'O, USA; tLund Un/vers_lty and Skane University Hosp/ta.vl, Lund, Sweden; Spire
Sciences, Inc., Boca Raton, FL; §iCON Medical Imaging, Warrington, PA, USA; YMartin-Luther-Krankenhaus, Akademisches Lehrkrankenhaus

der Charité — Universitatsmedizin Berlin, Berlin, Germany; **Emory University, Atlanta, GA; {tUniversity of Minnesota, Minneapolis, MN,

USA; 11UMHAT Sveti Georgi and Medical University, Plovdiv; §§UMHAT Sveta Marina, Varna, Bulgaria; 41S. C. SANADOR SRL;

***Institutul Clinic Fundeni, Bucharest, Romania; 11tHospital Ramos Mejia, Buenos Aires, Argentina ; and {iiBayer, Whippany, NJ, USA
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Beispiele RCT:
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18.200 Patienten
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Vergleich Apixaban vs
Warfarin

Electrophysiology
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Apixaban versus warfarin in patients with atrial
fibrillation according to prior warfarin use: Results
from the Apixaban for Reduction in Stroke and Other
Thromboembolic Events in Atrial Fibrillation trial

David A. Garcia, MD,* Lars Wallentin, MD, PhD,” Renato D. Lopes, MD, PhD, ¢ Laine Thomas, PhD, ©

John H. Alexander, MD, MHS, © Elaine M. Hylek, MD, MPH, ¢ Jack Ansell, MD, ¢ Michael Hanna, MD, * Fernando Lanas, MD,
Greg Flaker, MD, ™ Patrick Commerford, MB, ChB, * Denis Xavier, MD,’ Dragos Vinereanu, MD, PhD, *

Honggiu Yang, PhD, © and Christopher B. Granger, MD € Seattle, WA; Uppsala, Sweden; Durbam, NC: Boston, MA;

Nown Yok NY: Princotom NT- Tomuco Chilo: Columbhin MOy Caho Townm South Afvicas Ranoalove India-

Table 1. Baseline characteristics: VKAnaive and VKAexperienced subjects

VKA naive VKA experienced
Overdll Apixaban Warfarin Overall Apixaban Warfarin
Characteristic (n = 7800) (n=3912) (n=3888) (n=10,401) (n=5208) (n=5193) P
Age, median (25th, 75th), y 70 (62, 76) 70 (62, 76) 70 (62, 76) 70 (63, 76) 70 (64, 76) 70(63,76)  <.0001
Female sex, n (%) 3039 (39.0) 1514 (38.7) 1525 (39.2) 3377 (32.5) 1720 (33.0) 1657 (31.9) <.0001
Region, n (%) <.0001
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Beispiele RWD

&

375 Patienten
PEDNET Registry

Inzidenz
Inhibitorentwicklung

(Y KLINIKUM

Accepted: 19 November 2017

DOI: 10.1111/hae.13387

ORIGINAL ARTICLE WILEY Haemophiliaf§ §

Clinical haemophilia

Vaccinations are not associated with inhibitor development in
boys with severe haemophilia A

H. Platokouki® | K.Fischer? | S.C.Gouw® | A.Rafowicz* | M. Carcao®® |
G.Kenet® | R.Liesner’ | K.Kurnik® | G.E.Rivard’ | H.M. van den Berg?®
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PEDNET Registry

Unterschiedliche
Fragestellungen

Annualized bleeding rate
[imcidence rate ratio)
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Received: 1 February 2024 Revised: 21 May 2024 Accepted: 28 May 2024

https//dol.orgf10.1016/.jtha.2024.05.030
j

ORIGINAL ARTICLE

Bleeding phenotype according to factor level in 825 children
with nonsevere hemophilia: data from the PedNet cohort

Haemophilia A Haemophilia B
—loint bleeds (F5%C1) All bleeds [95%C01) = Jint bleeds (95%C1) All bleeds [953%01)
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PEDNET Registry

Unterschiedliche
Fragestellungen
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ORIGINAL ARTICLE WILEY

Clinical haemophilia

Bleeding control improves after switching to emicizumab:
Real-world experience of 177 children in the PedNet registry

Konrad van der Zwet' | Marloes de Kovel? | Jayashree Motwani® | Chrisvan
Geet® | Beatrice Nolan® | HeidiGlosli® | Carmen Escuriola Ettingshausen” |
Christoph Kénigs® | GiliKenet®'°® | KathelijnFischer! | the PedNet Investigators
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GEPHARD - German Paediatric Haemophilia Research Database
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— Multizentrische, prospektive Registerstudie
— Standigen Kommission Padiatrie und Hamophilie der GTH
— Schirmherrschaft der GTH e.V.

— viele Partner und Unterstutzer
— Finanzierung durch Industriepartner

German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Stindigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschatft fiir Thrombose- und Hadmostaseforschung e.V.

GTH I TP
';H RMHOMNOH
dhr Deutsche R bL ’_/ -
; Inte elnschaft a ilie- Borutsvarband der
Deutsches Hamaphilieregister " 'eﬁ“mi'{::;“ 6 Hamophilie Deutschan HEmostassologen o\

gesellschaft Wnaeahce athese 057
e.V.




Hintergrund und Ziele I KLINIKUM

% Keine weitgehende Standardisierung der Behandlung

% Keine langfristige multizentrische Dokumentation zur Behandlungsoptimierung
vorhanden

% Genaue Ursachen der Inhibitorentwicklung ungeklart

Ziel:

% die moglichst vollstandige, prospektive Dokumentation von neu diagnostizierten
Kindern und Jugendlichen mit einer ....

% Hamophilie A oder B (Restaktivitat <25%)

— Verbesserung der klinischen Versorgung

German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Stiandigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft fiir Thrombose- und Hadmostaseforschung e.V.




German Pediatric Hemophilia Research Database |M
GEPHARD

Register der Stindigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft fiir Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.

** Keine Pup - Studien bei Zulassung mehr gefordert

¢ Keine Daten zur Behandlung von Kindern mit einer Hdmophilie bekannt
» DHR — PedNet - GTH-PUP Studie - Qualitatsprojekt

** Objektive Beschreibung der Versorgungssituation auch im Langzeitverlauf
*»* kontinuierliche Sicherheits- und Wirksamkeitstiberwachung unter Alltagsbedingungen

**» evidenzbasierte, patientenzentrierte Weiterentwicklung der Hamophiliebehandlung



m German Pediatric Hemophilia Research Database
GEPHARD "

Register der Stindigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft fiir Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.

+* Keine zeitnahen Daten

*» Datenerfassung haufig zeit- und personalintensiv

*»» Datenqualitat anhangig von Eingabe und Monitoring

*¢* Teilnahme der Patienten



Warum GEPHARD?
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German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Standigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft flr Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.
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GEPHARD Zentren

41 GEPHARD Zentren

21 Zentrumsvertrage
7 aktuell in Prafung
13 ohne Ruckmeldung

31 pos. Ethikvoten
1 Votum in Arbeit
9 ausstehend*

German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Standigen Kommission Padiatrie

unter der Schirmherrschaft der
S ta n d 1 7 . Fe b . 2 5 Gesellschaft flir Thrombose- und Hdmostaseforschung e.V.




Aktuelle Zahlen TN KLINIKUM

Anonyme Erstmeldungen nach Jahren
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400 H

2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 German Pediatric Hemophilia Research Database

W HA Schwer HA Moderat Ha Mild m®mHB Schwer HB Moderat HB Mild GEPHARD

Register der Stiandigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der

S ta n d 1 7 F e b 2 5 Gesellschaft flir Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.
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Aktuelle Zahlen TN KLINIKUM
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German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Standigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft flr Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.

Stand 17.Feb.25



» 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

GEPHARD

Rgtdst dg n Kommission Padiatrie
ler Schirmherrschaft der

German Pediatric Hemophilia Research Database

ombose- und Hémostaseforschung e.V.




AnSpl‘ECh pa rther I KLINIKUM

Christoph Konigs
Telefon: 069 6301 83030

E-Mail: christoph.koenigs@kgu.de

Martin Olivieri
Telefon: 089 440052853

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

Studienkoordination: Christian Krohn
Telefon: 069 6301 85751
E-Mail: christian.krohn@kgu.de

German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Standigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschaft flr Thrombose- und Hamostaseforschung e.V.
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Zusammenfassung LTI KLINIKUM

» Teilnahme an Registern wichtig um Daten generieren zu kbnnen
» Register ermoglichen die Beantwortung unterschiedlicher Fragestellungen

» Objektive Beschreibung der Versorgungssituation

German Pediatric Hemophilia Research Database

GEPHARD

Register der Stéandigen Kommission Padiatrie
unter der Schirmherrschaft der
Gesellschatft fiir Thrombose- und Hadmostaseforschung e.V.




DANKE 0 KLINIKUM

Allen beteiligten Kindern, Jugendlichen und deren Eltern

Allen beteiligten Zentren und beteiligten Personen

Allen anderen und den GEPHARD Partnern

Den GEPHARD Sponsoren und Unterstitzern von GEPHARD Projekten

\AD &S Biotest B:OMARIN CSL Behring

From Nature for Life Biotherapies for Life™
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