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- beschreiben zwei Betroffene im | ungewdhnlich, dennoch kommen sie vor
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DIAGNOSE UND THERAPIE

Detaillierte Blut- und Gentests weisen he
den Weg zur individuellen Therapieform
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Liebe Leserin, lieber Leser,

etwa 10.000 Menschen in Deutschland leiden unter Himophilie, in der Bevolkerung
auch unter dem Begriff ,,Bluterkrankheit“ bekannt. Den Betroffenen mangelt es an
einem Stoff, der fiir die Blutstillung nétig ist. Ihr Blut gerinnt nicht. Schon kleinere
Verletzungen kdnnen zu ausgedehnten Blutungen fithren. Doch anders als gedacht,
sind nicht Schnittwunden oder Abschiirfungen besonders gefahrlich, sondern
Blutungen in Unterhaut, Schleimhaut, Muskeln und Gelenken. Bei einer schweren
Auspragung der Krankheit treten Blutungen sogar ohne dufleren Anlass auf. Selten
entstehen auch Hirn- und innere Blutungen. Was bedeutet das fiir Betroffene? Und
wie kann die Leichtigkeit nach der Diagnose in den Alltag zuriickkehren?

Héamophilie entsteht durch einen Fehler in der genetischen Information und fithrte
frither fast unweigerlich zu schweren Gelenkschaden und Verkriippelungen, oft auch
zu frithzeitigem Tod durch Verbluten. Ein normaler Alltag war kaum méglich. Bis
heute ist die Krankheit nicht heilbar, aber mithilfe von Spezialisten und modernen
Therapien konnen Hamophile die Auswirkungen der Krankheit einddmmen und

ein nahezu normales Leben fithren. Sogar Sport ist erlaubt. Doch zunichst muss die
Krankheit diagnostiziert werden. Wie das gelingt und welche Therapiemdglichkei-
ten Betroffene wahrnehmen konnen, erkldrt Professor Dr. Johannes Oldenburg vom
Uniklinikum Bonn. Die Therapien stetig zu verbessern und vertréglichere Medi-
kamente zu finden, ist die Aufgabe der Wissenschaft. Wir beleuchten aktuelle For-
schungsprojekte zu neuen Behandlungskonzepten. Und wir werfen einen Blick auf die
Moglichkeiten der Telemedizin, denn nicht immer finden Betroffene in ihrer Ndhe
einen Spezialisten oder eins von mehr als 90 Himophilie-Zentren in Deutschland.

Zwar hat die Krankheit ihren Schrecken verloren, gewonnen ist der Kampf aber
noch lange nicht. Deshalb beantworten wir mit dieser Ausgabe einige wichtige Fra-
gen zur Hamophilie.
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Hiamophilie und Lebensqualitat -

das funktioniert
4 Wenn ein Faktor das Leben bestimmt 12 Rat und Rezept per Mausklick
Bei Menschen mit Hamopbhilie ist die Blutgerinnung gestort. Aussicht auf Wie Telemedizin bereits heute vielen Patienten hilft, erklaren Rainer Beckers,
Heilung gibt es nicht, aber Therapien, die die Folgen der Krankheit einddmmen. Geschaftsfiihrer des ZTG, und Hamophilie-Experte Dr. med. Wolfgang Mondorf.
13 Immer erreichbar: Deutschlands Himophilie-Zentren
6 Faktor im Fokus: Diagnose und Therapie Mehr als 9o Hamophilie-Zentren in ganz Deutschland garantieren den Hiamophilie-
Professor Dr. Johannes Oldenburg vom Uniklinikum Bonn erklart den Weg von der Patienten eine wohnortnahe Behandlung. Einige sogar 24 Stunden am Tag.

Diagnose zur Therapie und welche Fortschritte kiirzlich erreicht werden konnten.

7  Deutsche Himophiliegesellschaft fordert Entschidigung
In den 70er- und 8oer-Jahren wurden Tausende Bluter mit HIV und Hepatitic C
infiziert. Die DHG fordert fiir die Opfer des ,,Blutskandals“ Entschadigung.

WERBEBEITRAGE
8 Leben mit Himophilie

Carsten Kirchner, 28 Jahre, und Heiner Jansen, 52 Jahre, berichten im Interview iiber

ihr Leben mit Himophilie A und was sie sich fiir die Zukunft wiinschen. 5 Advertorial Shire Deutschland GmbH
Moderne Himophilie A-Therapie -
aktives Leben durch mehr Blutungsschutz

10 Mehr Lebensqualitit mit neuen Therapien
Die Forschung setzt auf neue Behandlungskonzepte fiir die Himophilie A: 9 Advertorial Pfizer Pharma GmbH
Medikamente mit langerer Halbwertszeit und die Gentherapie stehen dabei im Fokus. Haemoassist® 2 - das digitale Dokumentations-
tagebuch fiir Himophilie-Patienten

12 Frauen mit Blutungserkrankungen 11 Advertorial Swedish Orphan Biovitrum GmbH
Frauen als ,,Bluter” — das kann es doch nicht geben, so die verbreitete Mei- Faktoren fiir mehr Lebensqualitit
nung auch bei Arzten. Die Realitit sieht aber anders aus. Die Besonderheiten.
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Wenn ein Faktor das Leben bestimmt

VON JULIA BRANDT

Bei Menschen mit Hdmophilie
ist die Blutgerinnung gestort.
So kdnnen selbst leichte
Stofe schwerwiegende Aus-
wirkungen haben.

Aussicht auf Heilung gibt es
nicht, daflir Therapien, die
die Folgen der Erkrankung
einddammen.

Wichtig ist, dass die Betrof-
fenen von erfahrenen Spezia-
listen betreut werden. Diese
finden sie in ausgewiesenen
Fachzentren.

tipfen, Springen, Fuflballspielen -

Dinge, die fiir gesunde Kinder ganz
selbstverstiandlich sind, miissen sich Men-
schen mit Himophilie zweimal tiberlegen.
Stofle und Verletzungen kénnen bei ihnen
schwerwiegende Folgen haben. Denn:
Wenn ein gesunder Mensch sich verletzt
und blutet, schafft es der Korper schnell,
sich selbst zu reparieren. Das Blut gerinnt
und verschliefit die undichten Stellen in
den Blutgefifien. Damit dieser Prozess
funktioniert, ist ein Zusammenspiel von
13 unterschiedlichen Proteinen nétig.
Diese sogenannten Gerinnungsfaktoren
werden in romischen Ziffern benannt:
Faktor I bis Faktor XIII.

Bei Menschen mit Hamophilie hin-
gegen ist die Blutgerinnung gestért. Bei
ihnen funktioniert ein Gerinnungsfaktor
nicht richtig oder ist gar nicht erst vorhan-
den. Bei Menschen mit Himophilie Typ A
ist das der Faktor VIII, bei Himophilie B
fehlt Faktor IX. Ohne diese Faktoren wird
die Gerinnungskaskade unterbrochen.
Das Blut, das aus der Wunde austritt, ge-
rinnt nicht oder nur sehr langsam. Statt-
dessen sammelt es sich in Geweben wie
Haut, Muskeln oder Gelenken und fiihrt
hier langfristig zu Problemen.

Mutation im Erbgut

Die Ursache der Blutungsneigung liegt
in den Genen: Ein verindertes Gen auf
dem X-Chromosom fithrt dazu, dass der
fiur die Blutgerinnung notwendige Ge-
rinnungsfaktor nicht gebildet wird oder
nicht funktioniert. Da das Problem auf
dem X-Chromosom liegt, sind haupt-
sdchlich Ménner betroffen. Sie verfiigen

tiber ein X- und ein Y-Chromosom, wo-
hingegen Madchen und Frauen iiber zwei
X-Chromosomen verfiigen. Erhalten die
Midchen, zum Beispiel von ihrer Mutter,
ein mutiertes X-Chromosom, haben sie
noch ein zweites, intaktes, um den Fehler
im defekten X-Chromosom auszuglei-
chen. Da Jungen kein zweites X-Chro-
mosom haben, fithrt eine Mutation auf
dem X-Chromosom immer dazu, dass die
Krankheit bei ihnen auch ausbricht.

Doch nur in der Hilfte der Fille erben
die Kinder die Krankheit von den Eltern.
Bei der anderen Halfte tritt Himophilie
spontan auf. Etwa einer von 10.000 Man-
nern wird mit Himophilie A geboren. Mit
Hamophilie B kommt sogar nur einer von
30.000 Ménnern auf die Welt. Damit zahlt
Hamophilie zwar zu den seltenen Erkran-
kungen, ist jedoch unter den Erberkran-
kungen eine der haufigsten.

Sonderfall von-Willebrand-Syndrom

Eine Sonderform der Hamophilie ist
das von-Willebrand-Syndrom. Hierbei
fehlt ein Gerinnungsfaktor, der als von-
Willebrand-Faktor bezeichnet wird. Der
von-Willebrand-Faktor (VWE) schiitzt
den Gerinnungsfaktor VIII vor vorzeiti-
gem Abbau und sorgt dafiir, dass er stetsim
ausreichenden Mafle zur Verfiigung steht.
Das ist wichtig, da Faktor VIII ein ganz
wesentlicher Teil beim Zustandekommen
der Blutgerinnung im Verletzungsfall ist.
Das von-Willebrand-Syndrom wird eben-
falls in den meisten Fillen vererbt, kann je-
doch auch im Laufe des Lebens etwa durch
Herzklappenfehler,  Gefifliverengungen
oder Immunkrankheiten erworben wer-

den. Im Gegensatz zu Hamophilie A und
B, die fast ausschliefilich bei Méannern auf-
tritt, sind vom von-Willebrand-Syndrom
beide Geschlechter betroffen.

Innere Blutungen mit Folgen

Eine Blutgerinnungsstérung, die durch
einen fehlenden VWF ausgelost wird,
zeigt sich bei Frauen neben hdufigem Na-
sen- oder Zahnfleischbluten auch durch
besonders starke, schmerzhafte und lang-
anhaltende Regelblutungen. Bei Betroffe-
nen mit Himophilie A oder B sind gehéuft

) Fiir die meisten
Betroffenen gehort das
Spritzen des Faktorprdparats
ebenso zum Alltag wie etwa
das Zéhneputzen.

auftretende Blutungen oder blaue Flecken
typische Anzeichen der Erkrankung. Diese
Symptome machen sich in der Regel bereits
im ersten Lebensjahr bemerkbar.

Das Krankheitsbild kann unterschied-
lich stark ausprégt sein. Leichte Formen
der Hiamophilie bereiten im Alltag kaum
Beschwerden. Bei schweren Formen hin-
gegen ist nicht nur das Risiko erhoht, bei
einer Verletzung zu verbluten, sondern
auch an Folgeerkrankungen wie Arth-
rose zu erkranken. Denn: Ein ungiinsti-
ger Stof3 kann zu inneren Blutungen fiih-
ren. Blut sammelt sich im Ellenbogen-,
Knie- oder Sprunggelenk. Beim Abbau

»

des Blutes wird Eisen aus den roten Blut-
korperchen freigesetzt und kann in den
Gelenken eine Entziindung entfachen.
Unbehandelt kann dies dazu fithren, dass
die Gelenkinnenhaut und der Knorpel be-
schadigt werden und das Gelenk versteift.

Alltag mit Spritzen

Hamophilie ist bislang nicht heilbar.
Aber es gibt Therapien, die die Auswirkun-
gen der Krankheit eindimmen. Im Rah-
men einer Dauerbehandlung spritzen sich
die Betroffenen Praparate, die den fehlen-
den Gerinnungsfaktor im Korper ersetzen.
»Fir die meisten Betroffenen gehort das
regelmaflige Spritzen des Faktorpraparates
ebenso selbstverstandlich zum Alltag wie
etwa das Zahneputzen, erklirt Dr. Stefa-
nie Oestreicher, Vorsitzende der Deutschen
Hamophilie Gesellschafte. V. (DHG).

Dank der Injektionstherapie ist es heute
moglich, dass Menschen mit Hamophilie
ein nahezu normales Leben fithren kénnen.
»Dazu gehoren auch Bewegung und Sport,
solange es sich nicht gerade um Extremsport
oder besonders verletzungstrachtige Sport-
arten handelt®, sagt Oestreicher.

Zentren bieten Fachexpertise

Um eine ideale Behandlung von Men-
schen mit Hiamophilie zu gewahrleisten,
braucht es spezielle Fachexpertise. Die er-
halten die Betroffenen in den deutsch-
landweit tiber 90 Hamophilie-Zentren.
»Es ist wichtig, dass die Betroffenen sichin
spezialisierten Zentren behandeln lassen®,
erliutert DHG-Vorstand Oestreicher.
»Nur hier ist das notige Experten- und
Erfahrungswissen vorhanden.” il
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Personalisierte Prophylaxe verbessert das Leben von Hdmophilie-Patienten.

ull Blutungen lautet heute das Be-

handlungsziel bei Himophilie A. Die
Betroffenen fiihren heutzutage ein weit-
gehend normales Leben: Ermaéglicht wird
dies durch die regelméfige Gabe von Blut-
gerinnungsfaktoren. Moderne Therapien
zielen darauf ab, die Zahl der dafiir notigen
Injektionen zu senken, und unterstiitzen
gleichzeitig mit digitalen Tools. So profi-
tieren zum einen behandelnde Arzte von
einer erleichterten Therapiesteuerung, zum
anderen unterstiitzen die digitalen Losun-
gen Patienten dabei, ein selbstbestimmites
und aktives Leben fithren zu konnen.

Instrument Prophylaxe - der Goldstandard
neu gedacht

Bis heute ist Himophilie A ursachlich
nicht heilbar. Um Blutungen vorzubeugen,
werden Patienten mit Faktor VIII (FVIII)
versorgt, mit dem Ziel einen Faktorspiegel
von > 1 Prozent im Blut aufrechtzuerhal-
ten. Die Faktoraktivitit sinkt dabei konti-
nuierlich, sodass regelmaflige Injektionen
n6tig sind (siehe Abb. 1). Die Verweildauer
von appliziertem FVIII hingt allerdings
nichtnur von der Artdes verwendeten Pra-
parates ab, sondern auch von verschiede-
nen personlichen Faktoren, die eine indi-
viduelle Abbaugeschwindigkeit bedingen.
Dazu gehoren das Kérpergewicht, die kor-
perliche Aktivitdt, Stoffwechselaktivitit
und einiges mehr. Wihrend also bei glei-
cher Dosierung und Zeitpunkt der Injek-
tion der eine Patient noch gut geschiitzt ist,
ist ein anderer Patient vielleicht sogar be-
reits in einem kritischen Bereich. ,,Mit den
neuen therapeutischen Optionen kann der
Patient seine Erkrankung nicht nur wirk-
sam und sicher behandeln, sondern auch
individuell verstehen und somit sein Le-
ben aktiver und selbstbestimmter gestal-
ten®, so Dr. Georg Goldmann, Bonn.

%
I‘d

Therapiebausteine fiir eine personalisierte
Prophylaxe

Um die Prophylaxe bei Himophilie A
stirker auf die individuelle Abbauge-
schwindigkeit, die sogenannte Pharmako-
kinetik (PK), abzustimmen, entwickelte
das Unternehmen Shire mit myPKFiT ein
innovatives digitales Tool fiir die Thera-
piesteuerung. myPKFiT, ein CE-zertifi-
ziertes Medizinprodukt, besteht aus einer
umfangreichen webbasierten Software fiir
den behandelnden Arzt und einer prakti-
schen App fiir den Patienten. Konzipiert
ist die digitale Losung fiir den Einsatz mit
FVIII-Praparaten.

Der Einsatz mit modernen FVIII-Pra-
paraten bietet dem Arzt und Patienten
mehr Moglichkeiten bei der Therapie-
steuerung: So kann bei gleichbleibendem
Blutungsschutz die Zahl der wochentli-
chen Injektionen auf zwei verringert wer-
den. Die Therapiesteuerung erfolgt dabei
iiber eine intuitiv verstindliche Benut-

) Nur zwei Blutproben be-
notigt myPKFiT zur Erstellung
eines individuellen Pharmako-
kinetik-Profils.

zeroberflache. Hier kann der Arzt ver-
schiedene Dosierungen und Zeitpunkte
der Injektionen und ihre Auswirkungen
auf den zeitlichen Verlauf der FVIII-Ak-
tivitat simulieren und mit dem Patienten
besprechen. Auf diese Weise wird der
Patient von Beginn an in seine Therapie
aktiv miteinbezogen und Therapieent-
scheidungen konnen gemeinsam ge-
troffen werden. Héufig kénnen auf diese

stark singeschrankt

. . . 4N

Abb. 1

myPKFiT APP -
INNOVATIVES TOOL

Patienten haben mit myPKFiT ihre
Hamophilie besser im Griff - und das
im wahrsten Sinne des Wortes. Das
FAKTORMETER zeigt leicht ver-
standlich den aktuell geschitzten
Faktorspiegel an (siehe Abb.2). Damit
erhélt der Patient zu jeder Zeit eine
realistische Einschitzung seines ak-
tuell wirksamen Blutungsschutzes.
So kann der Patient seine Aktivititen
und das damit verbundene Risiko
besser einschdtzen - ein wichtiges
Werkzeug fir mehr Sicherheit und
Selbstvertrauen im Alltag. Dariiber
hinaus kénnen auch Blutungsereig-
nisse und Injektionen dokumentiert
werden. Das sorgt fiir mehr Transpa-
renz, auch beim behandelnden Arzt.

Weise Therapieplidne entwickelt werden,
die nicht nur den Blutungsschutz opti-
mieren, sondern auch die Zahl der Injek-
tionen senken.

Ist ein Therapieplan mit dem Arzt
festgelegt, kann der Patient mit der
praktischen myPKFiT App jederzeit sei-
nen aktuell geschitzten Faktorspiegel
einsehen (FAKTORMETER, siehe Abb. 2)
und dariiber hinaus seine Injektionen
und Blutungen selbst dokumentieren.
Das erleichtert die Abstimmung mit dem
behandelnden Arzt: ,,Jeder, der weif3, wa-
rum er etwas tut, tut es zuverldssiger, so
Goldmann. Auflerdem kann der Patient
so auch seine Alltagsaktivititen besser
steuern, wie etwa riskante Sportarten bei
niedrigem Faktorspiegel meiden und in
eine Zeit mit einem hoheren Blutungs-
schutz verlegen.

Selbstbestimmt und sicher mit Himophilie A

Mit den Moglichkeiten der moder-
nen Himophilie-Therapie konnen Pa-
tienten heutzutage ein weitgehend
normales Leben fithren. Shire enga-
giert sich dafiir, das Verstindnis und
das Bewusstsein fiir die Hamophilie
in der Offentlichkeit zu steigern und
das Leben der Betroffenen zu ver-
bessern. So koénnen sich Patienten
und deren Angehorige auf den Web-
seiten ~ www.haemophilie.org  und

HAMOPHILIE 5
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FAKTORMETER

INFUSIONE-
PROTOKOLL

BLUTUNGS-
FROTORGLL

Abb. 2

www.mypkfit.de tber die Moglich-
keiten der personalisierten Prophylaxe
und weitere Services informieren. Hier
finden Betroffene auflerdem Kontakt-

)) 24/7 Faktortracking -

den Faktorspiegel mit der

myPKFiT App jederzeit und
iiberall im Blick

informationen zu entsprechenden Pa-
tientenorganisationen und den néchst-
gelegenen Himophilie-Zentren.

In Kombination mit den modernen
Therapieoptionen wird fir Himophilie-
Patienten auch ein Leben mit sportlichen
Aktivititen moglich. Das Préaventions-
program Fit for Life bietet Patienten da-
bei eine individuelle und umfassende
Sportberatung fiir Schule und Freizeit -
und das seit nunmehr 15 Jahren.

Als weltweit fiihrendes Unterneh-
men in dem Bereich seltener Erkran-
kungen konzentriert sich Shire darauf,
betroffenen Patienten auch in Zukunft
innovative Behandlungsoptionen zur
Verfiigung stellen zu konnen und thera-
peutische Liicken zum Ziel einer besse-
ren Patientenversorgung zu schliefSen.
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Diagnose und Therapie

VON JOHANNA BADORREK

Hamophilie ist eine Erbkrankheit, die genau diagnostiziert
werden muss, damit die bestmogliche Behandlung erfolgen
kann. Professor Dr. Johannes Oldenburg vom Uniklinikum Bonn
erklart den Weg von der Diagnose zur Therapie.

onntagmittag, Uniklinik Bonn,

Professor Dr. Johannes Oldenburg
hat Bereitschaftsdienst. Das Telefon
klingelt, es geht um einen Hamophilie-
Patienten mit einer Erkrankung, die
Juckreiz auslost — das Kratzen fuhrt zu
Blutungen. Oldenburg entscheidet, die
Therapie statt dreimal wochentlich auf
eine tigliche Gabe zu erhohen, solange
der Juckreiz anhalt. Neben diesem Kli-
nikalltag ist der Hamophilie-Experte
unter anderem an der Erforschung
neuer Therapien beteiligt. Hier gibt es
gerade einen Erfolg zu verzeichnen: ,Im
August konnten die Ergebnisse einer
klinischen Studie zu einer neuen Thera-
pie im New England Journal of Medicine
verofentlicht werden®, wie Oldenburg
erzahlt. Doch zundchst wenden wir uns
den Diagnosemoglichkeiten bei der X-
chromosomal rezessiv vererbten Blutge-
rinnungsstorung zu.

»Ist die Krankheit in der Familie be-
kannt, wird sie bereits beim Neugebore-
nen diagnostiziert®, beginnt Oldenburg.
Alternativ wiirden Blutungen oft bei
Schwangerschaft und Geburt bemerkt
oder bei zunehmender Mobilitit des
Kindes, weil dann zum Beispiel ver-
mehrt blaue Flecken auftreten. ,Eine
Blutuntersuchung bringt hier schnell
Klarheit® sagt er. So sei in der Regel die
aktivierte partielle Thromboplastinzeit
(aPPT-Wert) auffillig, bei einer Ha-
mophilie ist sie verldngert. Wiirde dies
festgestellt, erfolgt die Einzelfaktoren-
untersuchung aus einer Blutprobe, mit
der Art und Schweregrad der Himophi-
lie bestimmt werden. ,Eine genetische
Diagnostik der Art des Genfehlers lie-
fert wichtige Hinweise zum Verlauf der

Erkrankung®, erklart er weiter. Hier ist
wie folgt zu unterscheiden: Bei der héu-
figsten Form Hamophilie A sei das Gen
mutiert, das fiir Faktor VIII in der Blut-
gerinnungskette zustdndig ist, bei der
Héamophilie B ist es das Gen, das fiir den
Gerinnungsfaktor IX zustindig ist, und
beim von-Willebrand-Syndrom geht es
um ,ein Trigerprotein von Faktor VIII®,
so der Fachmann. Nach genauer diag-
nostischer Abkldrung kann schliefilich
der jeweilige fehlende Gerinnungsfak-
tor passend zum Schweregrad substitu-
iert werden.

Dauerprophylaxe und Bedarfstherapie

Oldenburg betont, dass die Therapie
moglichst frith beginnen sollte: ,,Am bes-
tenzwischen dem 8.und 12. Lebensmonat,
nur dann konnen Gelenkschiden ab dem
jugendlichen Alter vermieden werden.“ Er
unterscheidet weiter zwischen zwei Be-
handlungsformen, der Dauerprophylaxe
und der Bedarfsbehandlung, und erklért:
»Die Dauerprophylaxe ist der Gold-Stan-
dard bei schwerer Hamophilie. Bei mit-
telschwerer Himophilie empfiehlt sie sich
fiir etwa 20 Prozent der Betroftenen, deren
Werte naher an der schweren Form liegen.
Dauerprophylaxe bedeutet eine regelmi-
Bige Substitution des Gerinnungsfaktors
mit dem Ziel, eine Gerinnungsaktivitét
von 1-3 Prozent zu erreichen. Bei 1 Pro-
zent ist die Zahl der Blutungen bereits um
80-90 Prozent vermindert. Bei 3 Prozent
sind spontane Blutungen, die im Alltag
entstehen, weitgehend ausgeschlossen.”
Der Gerinnungsfaktor wird etwa jeden 2.
bis 3. Tag gespritzt.

Die Bedarfstherapie - eine Behandlung
nur im Blutungsfall - sei sinnvoll bei den
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Professor Dr. med. Johannes Oldenburg, Institut fiir Experimentelle Hamatologie und Transfusionsmedizin

(IHT), Uniklinikum Bonn

restlichen 80 Prozent mit mittelschwe-
rer und bei allen Patienten mit leichter
Verlaufsform, bei denen Blutungen sel-
tener auftreten. Doch nicht jeder reagiert
gleich auf die Therapie, so kann es auch zu
Komplikationen kommen. ,,Eine schwere
Komplikation der Faktorensubstitution
stellt die Hemmbkérperbildung dar. Wenn
der Korper einen Gerinnungsfaktor nicht
kennt, kann es zur Bildung von Antikor-
pern kommen, was die Wirkung neut-
ralisiert’, beschreibt Oldenburg. ,Dies

) Die Dauerprophylaxe ist
der Gold-Standard bei
schwerer Hamophilie.

passiert bei etwa 30 Prozent der erstmals
behandelten Kinder und wird therapiert
mit einer Immuntoleranztherapie (ITT),
bei der eine sehr hohe Dosis Faktor VIII
verabreicht wird, was bei 80 Prozent der
Betroffen zu einer Toleranz fithrt und den
Antikérper eliminiert.

Hoffnung dank neuer Therapien

Gewonnen werden die Gerinnungs-
faktoren zum einen durch virusinakti-
viertes Blutplasma, das aus Blutspenden
stammt. Alternativ stammen sie von gen-
technisch verdnderten Zellen, die den
fehlenden  Gerinnungsfaktor bilden.
»Neueste Entwicklungen weisen eine ver-
langerte Wirkdauer auf®, wie Oldenburg
erldutert. ,Bei Himophilie A und Faktor
VIII liegt die sogenannte Halbwertszeit
klassisch bei 12 Stunden und wird verlan-
gert auf etwa 18 Stunden. Bei Hamophi-

lie B und Faktor IX liegt sie klassisch bei
20 Stunden und verlangert sich auf etwa
100 Stunden. Eine Substitution erfolgt
dann nur noch einmal alle ein bis zwei
Wochen.“ Der Vorteil der deutlich linge-
ren Wirkzeit liegt auf der Hand: Die Pati-
enten miissen nicht so oft behandelt wer-
den. ,Ganz neue Medikamente werden
subkutan gegeben®, fahrt er fort, ,,einmal
die Woche, zukiinftig nur noch einmal
im Monat.“ Womit wir beim aktuellen
Durchbruch wéren, an dem er mafigeb-
lich beteiligt war. ,Im Februar wurde das
neue Medikament fiir Patienten mit ei-
nem Hemmkorper fiir den deutschen
Markt zugelassen, Anfang 2019 wird die
Zulassung fiir alle Patienten mit Himo-
philie A erwartet®, berichtet er. Olden-
burg erldutert: ,,Der bispezifische Anti-
korper ersetzt Faktor VIII und hat eine
Halbwertzeit von vier bis fiinf Wochen.
Aktuell wird er einmal wochentlich gege-
ben, zukiinftig muss er wahrscheinlich
nur noch einmal alle vier Wochen subku-
tan verabreicht werden.“ Ein weiterer
Vorteil sei, dass der neue Wirkstoft insbe-
sondere bei Patienten mit einem Hemm-
kérper zur Prophylaxe verwendet werden
kann. Daneben seien zwei weitere neue
Therapien in der klinischen Entwicklung,
wie er berichtet. ,Mehrere Praparate mit
einem TFPI-Antikorper und eines, das
die Antithrombin-Bildung vermindert.
Auch die Gentherapie, bei der die Leber-
zellen dazu gebracht werden, Faktor VIII
bzw. IX zu bilden, macht grofle Fort-
schritte und wird in fiinf Jahren allge-
mein verfiigbar werden.“ So mag die Ha-
mophilie zwar noch nicht heilbar sein,
doch die Therapien werden immer besser
und sorgen fiir mehr Sicherheit und Le-
bensqualitit der Betroffenen. i
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VON DR. ANNA GRIESHEIMER

Durch verunreinigte Praparate wurden in den 7oer- und 8oer-Jahren Tausende Bluter mit HIV
und Hepatitis-C-Viren infiziert. Fiir die noch lebenden Opfer des ,,Blutskandals® fordert die DHG

eine gerechte Entschadigung.

erinnungspréparate konnten bis in

die 90er-Jahre ausschliefllich aus
menschlichem Blut bzw. Plasmaspenden
gewonnen werden. Dadurch bestand die
Gefahr, dass mit dem Blut oder Plasma
auch Viren, wie zum Beispiel das Hepati-
tis C- und das HI-Virus, mit ,gespendet”
wurden. Ende der 1970er-Jahre gab es
zwar bereits Verfahren, um mit Wirme
oder dem Zusatz von chemischen Ver-
bindungen noch vorhandene Viren abzu-
toten (Virusinaktivierung). Doch diese
Sicherheitsmafinahmen sind bis Mitte der
80er-Jahre striflich und wider besseren
Wissens von Seiten der Pharmazeutischen
Industrie und des damaligen Bundesge-

sundheitsamtes vernachldssigt worden
- mit der Folge, dass allein in Deutsch-
land infolge des ,,Blutskandals“ Tausende
Menschen mit Hepatitis C und/oder HIV
infiziert wurden. Viele der Betroffenen
mussten die Versiumnisse der Verant-
wortlichen mit ihrem Leben bezahlen.

Die DHG macht sich schon seit Lan-
gem dafiir stark, dass neben den HIV-
infizierten Opfern auch diejenigen Ha-
mophilen, die mit dem Hepatitis C-Virus
(HCV) infiziert wurden, eine Entschidi-
gung erhalten. Mittlerweile unterstiit-
zen Politiker unterschiedlicher Parteien
die Forderung der DHG. ,Wir kimpfen

dafiir, dass diesen leidgepriiften Men-
schen endlich Gerechtigkeit widerfahrt®,
sagt die DHG-Vorsitzende Dr. Stefanie
Oestreicher. Sie weist darauf hin, dass
zahlreiche andere Linder - darunter
Frankreich, Grofibritannien, Italien, Ir-
land, Kanada, Schweden, Spanien, Un-
garn und sogar ,,arme” Lander wie Iran
- sich ldngst zu ihrer Verantwortung fiir
die HCV-infizierten Hamophilen be-
kannt und entsprechende Entschédi-
gungsregelungen auf den Weg gebracht
haben. Und die Zeit dringt: Durch He-
patitis C hervorgerufene Leberschiden
sind derzeit die Haupttodesursache un-
ter Himophilen.
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Die Deutsche Hamophiliegesell-
schaft e. V. (DHG) ist eine bundes-
weite Patientenorganisation fiir
Menschen mit Blutungserkran-
kungen. Dazu gehoren nicht nur
Héamophile, sondern auch Patien-
ten mit von-Willebrand-Syndrom
oder anderen selteneren Blutungs-
erkrankungen.
Die DHG hat zum Ziel, fiir die
Betroffenen und ihre Angehori-
gen in allen Lebenslagen da zu
sein. Dies umfasst die Unterstiit-
zung im Einzelfall ebenso wie
die Organisation von Familien-
wochenenden, Kinder- und Ju-
gendfreizeiten oder ,50+“Ver-
anstaltungen. Gegeniiber Arzten,
Pharmaindustrie, Krankenkassen
und Politik setzt sich die DHG fiir
eine bestmogliche Behandlung
sowie eine grofitmogliche Prapa-
ratesicherheit ein.
Weitere Informationen finden Sie unter:
www.dhg.de

Dr. med. Carmen Escuriola Ettingshausen, Arztin am
Hamophilie-Zentrum Rhein Main

In der Regel beginnt die Therapie be-
reits bei Kindern etwa ab dem ersten Le-
bensjahr. Das bedeutet fiir die Eltern,
zwei- bis dreimal pro Woche mit dem
Kind ins Gerinnungszentrum oder zum
Kinderarzt zu fahren. Oder sie geben die
Spritze selbst. Was ebenfalls oft eine belas-
tende Prozedur ist, da Kleinkinder nicht
gerade kooperativ und ihre Venen zudem
schwer zugédnglich sind.

Hemmbkorper sind Antikérper, die den
gespritzten Faktor VIII im Korper neutra-
lisieren, ihn also unwirksam machen. Um
diese Hemmkorper wieder auszuschalten,

INTERVIEW

Weniger oft spritzen, weniger Leid

Menschen mit schwerer Himophilie A miissen sich im Rahmen der Prophylaxe-Therapie den feh-
lenden Faktor regelmafig selbst in die Vene spritzen - fiir viele eine starke Belastung im Alltag.
Neue Behandlungsmdglichkeiten konnten diese Belastung mindern. Warum es sich lohnt, die
Therapieoptionen zu evaluieren, erklirt Carmen Escuriola Ettingshausen, Arztin am Hamophilie-
Zentrum Rhein Main, im Interview.

fithrt man eine Immuntoleranztherapie
durch. Dabei erhalten die Betroftenen eine
um ein Vielfaches hohere Dosis des Fak-
torpréaparats. Das bedeutet hiufigere In-
jektionen: Jeden Tag morgens und abends
spritzen, und das iiber einen Zeitraum
von oft mehreren Jahren - eine enorme
Belastung fiir die Patienten. Die Erfolgs-
rate der Immuntoleranztherapie liegt bei
70 bis 80 Prozent.

In diesem Fall probiert man zunéchst
andere Faktorpriparate oder den Ein-
satz von immununterdriickenden Me-
dikamenten aus. Auch eine blutungs-
vorbeugende Therapie mit sogenannten
Bypassing Agents, die die Hemmkorper-
aktivitit umgehen, kann indiziert sein.
In beiden Fillen bleibt die Behandlung

fiir die Betroffenen sehr belastend. Hinzu
kommt, dass es dennoch haufig zu Blu-
tungen und der Entwicklung von Ge-
lenkschiden kommen kann.

Es gibt einen neuen Wirkstoff, der
nur einmal pro Woche gegeben wird
und bei dem auch die Anwendung ein-
facher ist. Dadurch kann sich die Le-
bensqualitit der Betroffenen deutlich
verbessern. Den Effekt konnte ich bei Pa-
tienten beobachten, die den Wirkstoff im
Rahmen der Studie bekommen haben.
Ein Patient etwa, war das jahrelange
Spritzen derartig leid, dass er die Prophy-
laxe-Therapie abgebrochen und haufig
geblutet hat. Auch haben sich seine Ge-
lenke immer mehr verindert, die Bewe-

gung war eingeschrankt. Durch die neue
Therapie dnderte sich das. Die deutlich
grofleren Spritzintervalle und die einfa-
chere Anwendbarkeit bedeuteten weniger
Leidensdruck. Und die verbesserte Ge-
rinnungssituation ermoglichte es, durch
Krankengymnastik wieder mehr Beweg-
lichkeit zu erlangen.

Haufige Blutungen, Gelenkschiden
und belastende Injektionen machen vie-
len Patienten sehr zu schaffen. Thnen rate
ich, sich an ihren behandelnden Arzt zu
wenden. Gemeinsam konnen Arzt und
Patient neue Behandlungsmoglichkeiten
evaluieren und damit den Leidensdruck
mindern.

Mit freundlicher Unterstiitzung der Roche
Pharma AG und Chugai Pharma Europe Ltd.
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Leben mit Hdmophilie

September 2018

VON DR. ANNA GRIESHEIMER

»verkriippeln, verarmen, verbluten® hief friiher das Los der Hdmophilen. Heilen kann man Hamophilie bis heute nicht. Moderne
Medikamente ermdglichen den Betroffenen aber ein weitgehend ,,normales® Leben. Hier berichten Carsten Kirchner, 28 Jahre,
und Heiner Jansen, 52 Jahre, {iber ihr Leben mit der Erkrankung. Beide leiden an einer schweren Hamophilie A und engagieren
sich ehrenamtlich in der Deutschen Hamophiliegesellschaft e. V. (DHG).

Wie beeinflusst die Himophilie Ihren Alltag?

Carsten Kirchner: Die Hamophilie
beeinflusst mein Leben insoweit, dass
ich mich alle zwei Tage morgens vor
dem Start in den Tag spritzen muss. An-
sonsten ist es so, dass ich mich durch die
Himophilie bewusst sportlich betatige,
um mich fit zu halten. Muskeln sind ein
sehr guter und natiirlicher Schutz gegen
Gelenkblutungen.

Heiner Jansen: Bis auf das tagliche
Spritzen und Quartalsbesuche beim Ha-
matologen hat die Himophilie keinen di-
rekten Einfluss auf meinen Alltag. Durch
die Einschrinkungen in Bewegung und
Belastbarkeit geht’s manchmal langsamer,
aberesgeht...

Wie haben Sie lhre Kindheit als ,,Bluter”
erlebt?

CK: Ich hatte im Grofien und Ganzen
eine tolle Kindheit als Himophiler. Ich
bin sehr gliicklich dariiber, dass mich
meine Eltern nicht in Watte gepackt ha-
ben. Nur so konnte ich meine Grenzen
selbst ausloten und wurde nicht isoliert.

HJ: Dasich in friihester Kindheit bereits
ein Hemmkorper gegen den Gerinnungs-
faktor gebildet hatte, wurde die Gabe des
erforderlichen Faktors eingestellt. Dies
hatte Hunderte Blutungen in alle Gelenke
zur Folge. Diese mussten unter unvorstell-
baren Schmerzen durchlebt und ausge-
halten werden, und es gab damals maxi-
mal Schmerzmittel und Eis zum Kiihlen.
Massive Gelenkschadigungen waren die
Folge. Damit verbunden waren unzéhlige
Krankenhausaufenthalte. Ich bin quasi in
Krankenhausern aufgewachsen.

Wann haben Sie gelernt, sich den Gerin-
nungsfaktor selbst zu spritzen?

CK: Zunichst hat meine Mutter ge-
lernt, mich zu spritzen. Dadurch wurde
fiir uns ein ganz normaler Alltag mog-
lich und wir mussten nicht mehr drei-
mal pro Woche fiir die Prophylaxe in
die Klinik fahren. So konnten wir auch
Urlaube leichter planen. Spater habe ich

Carsten Kirchner (links) und Heiner Jansen (rechts) engagieren sich beide ehrenamtlich fiir Betroffene

in einem Ferienlager der DHG gelernt,
mich selbst zu spritzen.

HJ: Den Faktor selbst zu spritzen
lernte ich erst im Alter von 15 Jahren, da
eserstjetzt eine addquate Therapie gegen
den vorhandenen Hemmkérper gab. Ein
»neues Leben“ begann: fast keine Spon-
tanblutungen mehr und kaum noch
Ausfallzeiten in Schule, Ausbildung und
spater im Beruf. Endlich konnten erfor-
derliche Operationen an den Gelenken
durchgefiihrt werden.

Wie reagieren lhre Mitmenschen auf die
Erkrankung?

CK: Da man mir die Himophilie nicht
ansieht, kann ich selbst entscheiden, wem

ich davon erzahle und wem nicht. Die
meisten, denen ich davon erzihle, sind
sehr interessiert und wollen mehr tber
die Auswirkungen der Erkrankung und
meine ehrenamtliche Arbeit in der DHG
wissen.

HJ: Die Reaktionen sind iiberwiegend
positiv. Die meisten zollen einem Res-
pekt im Umgang mit dem Erlebten, dem
eigenen positiven Umgehen und der er-
forderlichen Disziplin mit der Krank-
heit.

Welche Angste, welche Hoffnungen haben
Sie fiir Ihre Zukunft?

CK: Meine grofiten Zukunftsingste
hinsichtlich der Hamophilie sind, dass

es wieder zu einem ,,Blutskandal“ wie in
den 80er-Jahren kommen koénnte, dass
die Prophylaxe-Behandlung aufgrund
der hohen Kosten eines Tages mogli-
cherweise nicht mehr finanziert wird
und dass ich mich im Alter vielleicht
nicht mehr selber spritzen kann.

HJ: Ich habe keine Angste fiir meine
Zukunft. Die etablierten Behandlungs-
moglichkeiten werden stetig verbessert,
jungen Himophilen bleiben massive
Schiddigungen erspart, sodass es noch
»normaler wird ein Hémophiler zu
sein. Ich hoffe fiir mich, dass mir Spit-
folgen der inzwischen ausgeheilten He-
patitis C erspart bleiben - mit Aussicht
auf ein hohes Alter. {1
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Telefonieren, E-Mails abrufen, im Internet surfen: Fiir viele Menschen ist das Smartphone ein unverzichtbarer Begleiter. Dabei
kann das smarte Gerat noch viel mehr. Himophilie-Patienten beispielweise setzen es gezielt fiir das Management ihrer Erkran-
kung ein: Sie greifen regelmafig zum Smartphone, um ihre Behandlung prazise zu dokumentieren. Dazu nutzen sie medizi-
nische Apps wie Haemoassist® 2, eine digitale Alternative zum klassischen Patiententagebuch aus Papier.
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In der modernen Therapie der Himo-
philie, auch Bluterkrankheit genannt,
werden sogenannte Faktorpréparate
verabreicht, um den bei den Betroffe-
nen fehlenden Blutgerinnungsfaktor zu
ersetzen. Meist erfolgt die Therapie als
Heimselbstbehandlung, bei der die Pati-
enten oder ihre Angehorigen nach einer
Anleitung durch den Arzt das Préparat
regelmafig selbst spritzen. ,Vorausset-
zung fiir die drztlich kontrollierte Heim-
selbstbehandlung ist jedoch eine gute
Adhiérenz, insbesondere bei schwerer
Hamophilie, fiir die eine regelmaflige
Faktorsubstitution Therapie der Wahl
ist’, so Prof. Andreas Tiede, Medizini-
sche Hochschule Hannover. Dabei ist
die Dokumentation der Himophiliebe-
handlung durch das Transfusionsgesetz
verpflichtend und wird im Rahmen der
Heimselbstbehandlung in die Hinde
der Patienten gelegt. Die vollstindige
Dokumentation von Blutungen und ins-
besondere auch der Blutungsfrequenz

spielt dabei eine entscheidende Rolle. Sie
liefert dem behandelnden Arzt die medi-
zinischen Informationen, die er braucht,
um die Therapie zu kontrollieren und
gegebenenfalls Anpassungen vorzuneh-
men. Die meisten Patienten dokumentie-
ren ihre Therapie in Papiertagebiichern.
»Héufig bedeutet eine liickenhafte oder
nachtragliche Dokumentation im Pa-
piertagebuch eine verpasste Chance auf
eine sinnvolle und individuell auf den Pa-
tienten abgestimmte Therapie®, so Tiede.
Mittlerweile hat sich in der modernen,
aber nach wie vor betreuungsintensiven
Hémophilie-Therapie die Telemedizin
als effektives Tool in der Patientenversor-
gung etabliert.

Elektronische Therapiedokumentation mit
Haemoassist®2

Fiir die notwendige Dokumentation nut-
zen immer mehr Patienten digitale An-
wendungen wie Haemoassist® 2. Bereits
seit 2007 konnen Hamophilie-Patienten
Haemoassist® als digitale Alternative zum
klassischen Patiententagebuch fiir ihre
Dokumentation verwenden. Durch re-
gelmiflige Weiterentwicklungen hat sich
Haemoassist® 2 zu einem multifunktiona-
len Therapiemanagement-Tool gewandelt.
Haemoassist® 2 ist als App fiir Mobiltele-
fone mit den Betriebssystemen Android
und iOS erhiltlich sowie als Web-Anwen-
dung fiir Patienten, die Haemoassist® nicht
auf dem Smartphone benutzen mochten.
Der behandelnde Arzt kann iiber einen
Webzugang auf die dokumentierten Da-
ten zugreifen.

Vorteile im Vergleich zur
Papierdokumentation

Im Vergleich zum klassischen Papiertage-
buch bietet die elektronische Dokumen-
tation viele Vorteile. Datum und Uhrzeit
der erfassten Blutungen oder Faktorgaben
werden automatisch vom System hinzu-
gefiigt — zeitliche Irrtiimer oder falsche
Eintrige werden dadurch vermieden.
Dem behandelnden Arzt erlaubt dies zu-

dem eine engere Betreuung der Patienten.
»Ein grofler Vorteil der elektronischen
Dokumentation ist, dass die eingetrage-
nen Daten unmittelbar an den behan-
delnden Arzt iibertragen werden®, sagt Dr.
Georg Goldmann, Himophilie-Zentrum
Bonn. ,,Somit ist ein Abruf des aktuellen
Behandlungsstandes unserer Patienten
jederzeit moglich und ich als behandeln-
der Arzt kann falls nétig intervenieren
und die Therapie frithzeitig anpassen, so
Goldmann weiter.

Weitere hilfreiche Funktionen

Die Chargennummern des verwendeten
Praparats konnen mit der Smartphone-
Kamera eingescannt werden - das ist
weniger fehleranféllig und geht schneller
als ein manuelles Ubertragen der Ziffern.
Die Smartphone-Kamera kénnen Hi-
mophilie-Patienten auch einsetzen, um
Fotos von Blutungen zu machen, die dem
behandelnden Arzt tiber das Haemoas-
sist®2-System ohne Verzug zur Verfiigung
stehen. Eine individuell einzustellende Er-
innerungsfunktion unterstiitzt zudem die
ptinktliche Faktorgabe. Eine Vorrats- und
Haltbarkeitsanzeige informiert iiber den
Bestand des Faktorpriparats und warnt
bei Unterschreiten einer Mindestmenge
oder Uberschreiten des Ablaufdatums.
Die Darstellungen der Tagebucheintra-
gungen als Tabellen oder Grafiken in der
Webanwendung erleichtern die Kontrolle
der Behandlungsergebnisse. Besonders
im Arzt-Patienten-Gesprach erweist sich
dies als grofie Hilfe, um den Therapiever-
lauf gemeinsam auszuwerten sowie die
Notwendigkeit moglicher Therapieanpas-
sungen zu erkennen und zu besprechen.
Zusétzlich ist die Meldung tiber den Ver-
brauch der Faktorpraparate an das Deut-
sche Hamophilie-Register fiir den Arzt
mit Haemoassist® 2 maoglich.

Sicherheit der Patientendaten im Einklang
mit EU-Datenschutzrecht

Verantwortlicher Hersteller von Haemo-
assist® 2 nach dem Medizinproduk-

tegesetz ist die Firma StatConsult.
Die Finanzierung und der Vertrieb
des Medizinproduktes erfolgen durch
das Unternehmen Pfizer. Die Sicher-
heit der Patientendaten unterliegt dem
EU- Datenschutzrecht. Der Zugriff auf
das Haemoassist® 2-System erfolgt iiber
einen innovativen Prozess, der die Zu-
weisung von Patienten zu ihren Arzten
ohne die Speicherung personenbezoge-
ner Daten erlaubt. Im gesamten System
werden keine unmittelbar personen-
identifizierenden Daten erfasst oder ge-
speichert. Alle Patientendaten werden
nur in pseudonymisierter Form von
StatConsult, dem verantwortlichen Her-
steller, gespeichert und der Zugriff ist
ausschliellich auf den befugten behan-
delnden Arzt begrenzt. Seit 2014 erhalt
Haemoassist® 2 das EuroPriSe-Siegel.
Das europiische Datenschutzgiitesie-
gel steht fiir Vertrauenswiirdigkeit und
bestitigt, dass ein Produkt oder Dienst
von unabhingigen Experten iiberprift
und von einer unparteiischen Zertifizie-
rungsbehorde genehmigt wurde. Pfizer
und andere Drittparteien haben keinen
Zugriff auf personenbezogene Daten aus
Haemoassist® 2.

Wie bekommen Sie Haemoassist® 2?
Kontaktieren Sie Ihren behandelnden
Arzt. Wenn Thr Himophilie-Zentrum ei-
nen Vertrag mit dem Hersteller StatConsult
geschlossen hat, kann er Thnen den beno-
tigten Freischaltcode sowie ein Starterkit
mit Anweisungen zum Download iiber
den App-Store zur Verfiigung stellen und
Sie iiber die Nutzungsbedingungen auf-
kldren.

Fiir Fragen und weiterfiihrende Informationen
zum Haemoassist® 2-System kontaktieren
Sie: haemoassist@statconsult.de
StatConsult Helpdesk: Tel.: 0391 5497-009
(Bei einem Anrufaus dem Festnetz fallen die iiblichen
Festnetzkosten an. Fiir Anrufe von einem Mobiltelefon
konnen zusatzliche Gebiihren anfallen.)
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Mehr Lebensqualitat
mit neuen Therapien

VON MARIUS LEWEKE

Vertraglichere Medikamente mit langerer Halbwertszeit:

Daran arbeiten Wissenschaftler in verschiedenen aktuellen
Forschungsprojekten zu neuen Behandlungskonzepten fiir
Hamophilie A-Patienten. Dabei zeichnen sich bereits deutliche
Fortschritte ab. In der Entwicklung neuer Medikamente setzen
die Forscher auch auf neue Methoden der Gentherapie.

n der bisher iiblichen Therapie der

Héamophilie A wird der Gerinnungs-
faktor VIII - gentechnisch oder aus
menschlichem Blut hergestellt - von au-
Ben zugefithrt. Patienten miissen sich
die entsprechenden Préparate mehrfach
wochentlich intravends spritzen. Aufler-
dem entwickeln 25 bis 30 Prozent der
Erkrankten sogenannte Hemmkorper
gegen diese Produkte. In der Folge biifSen
sie an Wirksamkeit ein.

Signalgeber statt Ersatzstoff

Abhilfe kann ein neuer molekular-
genetisch hergestellter Stoff schaffen.
Er fungiert als Signalgeber an den Kor-
per, die zur Blutgerinnung notwendigen
Thrombine selbststdndig zu produzieren.
»Es ist ein Molekill, das den Faktor VIII
imitiert und an die Gerinnungsfakto-
ren IXa und X andockt®, berichtet Dr.
Cornelia Wermes, Vorsitzende des Arzt-
lichen Beirats der Deutschen Hamo-
philiegesellschaft (DHG). Seit Anfang
des Jahres ist dieses Produkt fiir die Be-
handlung von Himophilie-Patienten, die
Hemmbkorper gegen die klassischen Pri-
parate entwickeln, zugelassen. ,,Derzeit
wird gepriift, ob das Medikament auch
bei Patienten ohne Hemmkorper wirkt,
sagt Dr. Wermes. Denn es hat eine deut-
lich hohere Halbwertszeit als Faktor
VIII-Praparate. Das heifit, es muss nur
noch einmal wochentlich, vielleicht so-
gar nur einmal monatlich, die Versuche
laufen, unter die Haut statt in die Vene
gespritzt werden. Dr. Wermes: ,,Das ist
ein enormer Gewinn an Lebensqualitét
fiir die Patienten.”

Defektes Gen ,,reparieren

Weitere Fortschritte in der Behand-
lung der Hamophilie A verspricht die
moderne Gentherapie. Weil die Ge-
rinnungsstorung tatsichlich auf dem
Defekt eines einzelnen Gens beruht,
bestehen hier gute Chancen, diesen
Fehler der Natur zu korrigieren. Zu-
dem ist das Ansprechen eines Patienten
auf die Therapie durch die regelma-
Bige Untersuchung des Gerinnungsfak-
tors gut kontrollier- und steuerbar. In
der Forschungsarbeit sind dabei derzeit
mehrere unterschiedliche Ansitze. Be-
reits in der Phase der klinischen Studien
ist ein Gentransfer, bei dem das Gen fiir
den Gerinnungsfaktor gemeinsam mit

») Weitere Fortschritte in der

Behandlung der Hamophilie A
verspricht die moderne Gen-
therapie.

einem sogenannten Vektor per Infusion
in die Leber gebracht wird. Der Vektor
ist ein Virus, der dafiir sorgt, dass das
Gen in die Leber gelangt und dort in die
Zelle aufgenommen wird. Vom Zellkern
aus wird dann die Produktion des Gerin-
nungsfaktors gesteuert. Bei den Studien-
teilnehmern nahm die Blutungsrate um
90 Prozent ab, so Professor Dr. Wolfgang
Miesbach vom Himophilie-Zentrum
Frankfurt am Main in einem Bericht
fir die ,Himophilie-Blatter der DHG.

Hinzu kommt, dass mit dieser Therapie
der Schutz vor Blutungen lange anhalt.
Professor Miesbach schreibt, dass ,,kon-
stante Faktorwerte bis zu acht Jahre nach
Gentherapie nachgewiesen sind“
Allerdings sei als Nebenwirkung
haufig eine ,entzlindliche Reaktion der
Leber vorgekommen, die ,mit einer
voriibergehenden Gabe von Cortison
behandelt wurde®. Ein weiterer Nach-
teil dieser Gentherapie: Bei Kindern ist
diese Methode nicht anwendbar, da sich
die Leber noch im Wachstum befindet.

Eigene Zellen korrigieren

In diesem Herbst endet ein dreijih-
riges von der EU gef6rdertes interna-
tionales Forschungsprojekt, das einen
weiteren Einsatz der Gentherapie bei
der Behandlung von Hidmophilie zum
Inhalt hat. Die Idee des HemAcure -
die Abkiirzung steht fiir Hemophilia
A und Cure - genannten Ansatzes ist,
korpereigene Zellen genetisch so zu kor-
rigieren, dass sie den Gerinnungsfaktor
VIII selbststdndig produzieren konnen.
Technisch funktioniert das Verfahren
folgendermafen: Der Patient gibt eine
kleine Menge Blut, aus der die Zellen
isoliert werden, die den Faktor VIII pro-
duzieren sollen. ,Diese Zellen werden
im Labor genetisch so korrigiert, dass
sie Faktor VIII in ausreichenden Men-
gen produzieren und an die Umgebung
abgeben konnen®, schreibt Projektleiter
Dr. Joris Braspenning vom Wiirzburger
Uniklinikum in einem Beitrag fiir die
»Hamophilie-Blatter®. Die Zellen wer-
den im Bioreaktor vermehrt und dann
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mittels einer Zelltasche wieder in den
Korper des Patienten gebracht.

Die Zelltasche wurde urspriinglich fiir
die Behandlung von Diabetes-Patienten
entwickelt. Es ist ein scheckkartengrofler
Trager mit Gewebe, der unter die Haut
eingesetzt wird. Dort verwéchst die Zell-
tasche und wird mit neuen Blutgeféfien
umgeben. Ist dieser Punkt erreicht, kann
man mittels Injektion die korrigierten
Zellen in die Tasche transplantieren. Sie
bleiben dauernd dort - wandern also nicht
durch den Korper - und geben kontinu-
ierlich Faktor VIII in die die Zelltasche
umgebenden Blutgefifle ab. In der Folge
kann dann die Verabreichung von Faktor
VIII-Préparaten deutlich reduziert wer-
den. Die derzeitigen Erfolge wurden aller-
dings erst im Mausmodell nachgewiesen.
Die praklinische und erst recht die kli-
nische Phase hat das HemAcure-Projekt
noch vor sich.

Forschung verspricht Fortschritt

Angesichts der aktuellen Forschungs-
projekte ist Dr. Cornelia Wermes durch-
aus optimistisch, was den Fortschritt der
Héamophilie-Therapie betriftt. ,Es geht
vor allem darum, den Patienten eine ho-
here Lebensqualitit zu sichern und die
Blutungen zu verhindern®, sagt sie. Das sei
mit Methoden wie den Signalgebern und
den Ansitzen in der Gentherapie erreich-
bar. Nicht zuletzt konnten neue Methoden
das Risiko mindern, sich {iber die aus Blut
gewonnenen Préparate mit Krankheiten
zu infizieren. Und schliefSlich lassen sich
die neuen Behandlungsmethoden gut mit
der bewahrten Therapie kombinieren. 7]
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Faktoren flir mehr Lebensqualitat

Die Behandlung von Hdmophilie A und B hat in den letzten Jahren grofe Fortschritte gemacht. Moderne Faktorprdparate haben die
Therapie verdndert und ermdglichen es auch Patienten mit schweren Formen der Hamophilie, ein nahezu normales Leben zu fiihren.

Nomad - www.istockphoto.com

Bei Hamophilie ist die Blutgerin-
nung gestort. Bereits kleine, an sich
harmlose Verletzungen kénnen eine
starke Blutung auslosen. Damit die Blut-
gerinnung funktioniert, sind unter an-
derem 13 Gerinnungsfaktoren notwen-
dig. Bei Hamophilen liegt in der Regel
ein genetischer Defekt vor, wodurch ein
bestimmter Gerinnungsfaktor entwe-
der vollstandig fehlt oder nur fehlerhaft
funktioniert. Das fiihrt dazu, dass die
Gerinnungskaskade unterbrochen ist
und damit bei einer Verletzung das Blut
nicht oder nur langsam gerinnt.

Um Himophilie zu behandeln und
Blutungen vorzubeugen, bekommen die
Betroffenen im Rahmen einer Dauer-
therapie den fehlenden Gerinnungsfak-
tor mehrmals in der Woche in die Vene
gespritzt. Bei Patienten mit Himophilie
A ist dies der Gerinnungsfaktor acht
- medizinisch in rdmischen Ziffern ge-
schrieben: Faktor VIII oder FVIIL Bei
dem Krankheitsbild Himophilie B fehlt
der Gerinnungsfaktor neun (Faktor IX
oder kurz FIX), der iiber eine Injektion
zugefiihrt werden muss.

Gelenkblutungen mit Folgen
Langzeitstudien zeigen, dass es trotz
Dauertherapie mit den entsprechenden
Gerinnungsfaktoren im Laufe des Lebens
der Betroffenen gelegentlich zu Blutungen
kommt. Blutungen in die Gelenke, zum
Beispiel Sprung-, Knie- oder Ellbogen-
gelenk, konnen langfristig zum Problem
werden, da das beim Abbau des Blutes
freigesetzte Eisen aus den roten Blutkor-
perchen eine Entziindung auslosen kann.
Wird diese nicht behandelt, besteht die

Gefahr, dass sich die Strukturen der Ge-
lenkinnenhaut und des Knorpels verdn-
dern. Narben und Wucherungen an der
Gelenkinnenhaut fithren dazu, dass das
betroffene Gelenk noch anfalliger fiir Blu-
tungen wird - ein Teufelskreis entsteht.

»)Das Therapieziel muss
sein, Gelenkschaden
vorzubeugen und den
Patienten ein normales
Leben zu ermoglichen.

Schdden am Knorpel, der fiir die Be-
weglichkeit des Gelenks verantwortlich
ist und verhindert, dass die Knochen
direkt aufeinander reiben, fithren auf
Dauer zu Erkrankungen wie chroni-
schem Gelenkverschleif3, der sogenann-
ten Arthropathie. Wenn das Gelenk
schmerzt, wird es nicht mehr bewegt und
versteift. Gelenkblutungen bedeuten fiir
Héamophilie-Betroffene neben Schmer-
zen und eingeschrankter Mobilitdt durch
Gelenkschaden auch Unsicherheit: Schon
eine einzige Einblutung kann einen blei-
benden Schaden anrichten.

Pradiktor fiir Gelenkgesundheit
Mit dem Ziel, Blutungen zu mini-
mieren, hat sich bei der Therapie von

Héimophilie die Prophylaxe durch
regelmaflige Faktor-Injektionen als
Goldstandard etabliert. Zahlreiche

Studien zeigen, dass eine vorbeugende
Behandlung im Vergleich zur Bedarfs-

therapie (On-demand-Therapie) die
Blutungshdufigkeit und demzufolge
auch Schmerzen und Gelenkschiden
deutlich reduziert.

Um einer Arthropathie vorzubeu-
gen, ist es besonders wichtig, frithzeitig
mit der Injektionstherapie zu begin-
nen - moglichst vor dem Auftreten der
ersten Gelenkblutung. In der Fachwelt
zeichnet sich daher als Therapieziel zu-
nehmend eine Entwicklung ab, bei der
»Zero Joint Bleeds®, also ein Null-Blu-
tungs-Therapieziel, angestrebt wird, um
Gelenkschiden vorzubeugen und den
Betroffenen dauerhaft ein aktives Leben
zu ermoglichen.

Faktor VIIl und Faktor IXim Vergleich

Bei der Behandlung von Himophilie
A ist es Standard, die Wirksambkeit von
Faktorpraparaten anhand des Blutspie-
gels des substituierten Faktors VIII zu
bewerten. Anders verhalt es sich bei Ha-
mophilie B: Ergebnisse verschiedener
Studien im Tiermodell weisen darauf
hin, dass der Blutspiegel von Faktor IX
nicht das einzige Kriterium zur Beur-
teilung von Wirksamkeit und Blutungs-
schutz sein sollte.

Grund dafir ist, dass der Faktor IX
im Gegensatz zum Faktor VIII viel klei-
ner ist und daher aus den Blutgefidf8en in
das Gewebe iibertreten kann. Hier kann
sich Faktor IX an das Struktureiweif3
Kollagen binden, das in verschiedenen
Geweben wie zum Beispiel in der Basal-
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membran der Blutgefifle, der Synovia
oder dem Meniskus vorkommt.

Vorteile langwirksamer Praparate

Seit einigen Jahren werden sowohl
bei Himophilie A als auch bei Himo-
philie B verstarkt Faktorpriparate mit
verlingerter Halbwertszeit eingesetzt.
Diese Priparate werden vom Korper
langsamer abgebaut und konnen da-
durch auch fiir einen hoheren Schutz vor
Blutungen sorgen.

Fiir die Patienten ergibt sich mit halb-
wertszeitverlingerten Prédparaten ein
weiterer entscheidender Vorteil: Denn je
linger der Gerinnungsfaktor im Korper
bestehen bleibt, desto seltener miissen
sie eine Spritze bekommen. Das redu-
ziert den Leidensdruck bei Kindern, El-
tern und den Patienten, bei denen zum
Beispiel die Venen durch die Vielzahl
von Injektionen vernarbt sind. So ben6-
tigen Hamophilie A-Patienten durch-
schnittlich eine Spritze weniger pro Wo-
che, das sind 52 Injektionen weniger pro
Jahr. Faktor-IX-Praparate zeigen sogar
noch eine deutlich groflere Halbwerts-
zeitverldngerung, sodass Himophilie B-
Patienten mit den neuen Préiparaten von
Spritzintervallen von bis zu zwei Wo-
chen profitieren kdnnen.

Fazit: Halbwertszeitverlangerte Faktor-
Praparate konnen Himophilie-Patienten
vor Gelenkblutungen schiitzen und selte-
ner gespritzt werden — zwei Vorteile fiir
mehr Lebensqualitét der Betroffenen.

FORSCHUNG FUR EINE BESSERE ZUKUNFT

Swedish Orphan Biovitrum AB (Sobi) ist ein pharmazeutisches Unternehmen
mit Hauptsitz in Stockholm, das sich auf die Behandlung von seltenen Erkran-
kungen spezialisiert hat. Sobi versteht sich als Partner fiir Arzte und Patienten.
Das Unternehmen blickt auf iiber 50 Jahre Erfahrung im Bereich der Gerin-
nungsfaktorherstellung zuriick und hat in den 1940er-Jahren Pionierarbeit bei
der Fraktionierung von Plasmaprotein geleistet.

Seit 2016 stellt Sobi gemeinsam mit Bioverativ eine einzigartige, zukunftswei-
sende Himophiliebehandlung zur Verfiigung: Die Verwendung der natiirlichen
Fc-Fusionstechnologie und die dadurch bedingte verldngerte Halbwertszeit der
Gerinnungsfaktoren VIII und IX im Korper hat das Potenzial, das Leben von
Menschen mit Himophilie langfristig zu verbessern.

Das Engagement des Pharmaunternehmens geht tiber die blofle Behandlung
der Krankheit hinaus. Um das Leben der Betroffenen mit all seinen Facetten
bestmoglich zu unterstiitzen, arbeitet Sobi eng mit Himophilie-Verbanden zu-
sammen und hat dadurch zum Beispiel eine anwenderfreundlichere und 6kolo-
gische Verpackung entwickelt. Das Ziel ist es, Menschen mit Himophilie eine

bessere Zukunft zu ermoglichen.
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Frauen mit Blutungserkrankungen
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VON DR. ANNA GRIESHEIMER

Frauen mit Blutungserkrankungen stoRen nicht nur bei ihren Mitmenschen, sondern auch bei vielen Arzten auf Unversténdnis.
Frauen als ,,Bluter“? Das kann es doch nicht geben, so die landlaufige Meinung. Die Realitat sieht allerdings anders aus.

adchen, die sich wihrend der

Menstruation nicht aus dem Haus
trauen, Miitter, die nach einer Geburt fast
verbluten, Familien, die mit ihren Téch-
tern von einem Arzt zum anderen irren,
bevor sie eine Diagnose erhalten: Es sind
oft unglaubliche Geschichten, die die Be-
troffenen zu erzéhlen haben.

Die klassische Himophilie betrifft auf-
grund der Vererbung iiber das X-Chro-
mosom zwar hauptsichlich Manner, doch
weisen auch Ubertrégerinnen der Hi-
mophilie (Konduktorinnen) mitunter so
niedrige Faktorspiegel auf, dass ihre Blut-
gerinnung stark beeintrachtigt ist. Hinzu
kommen eine Reihe weiterer Blutungser-
krankungen, die gleichermaflen an beide
Geschlechter vererbt werden. Die héufigste
davon ist das von-Willebrand-Syndrom.

»Zu den Beschwerden, an denen auch
Minner mit Blutungserkrankungen lei-

den, kommen bei Frauen noch die Mens-
truationsbeschwerden mit oft immensem
Blutverlust und langfristiger Eisenman-
gelandmie hinzu®, erldutert Dr. Carmen
Escuriola Ettingshausen vom Hamo-
philie-Zentrum Rhein Main. ,Mit einer
addquaten Therapie lassen sich die Sym-
ptome meist in den Griff bekommen®, so
die Arztin. ,,Doch bis zur Diagnose ist es
oft ein langer Weg.*

Die Deutsche Hiamophiliegesellschaft
e. V. (DHQG) setzt daher auf Aufklirung.
»Wir miissen sowohl in der Bevolkerung
als auch unter Arzten das Bewusstsein
dafiir stirken, dass es nicht nur ménn-
liche ,Bluter, sondern auch ,blutende’
Frauen gibt, sagt Dagmar Stiidemann,
Vorstandsmitglied der DHG. Sie leidet
selbst an einem von-Willebrand-Syndrom
und steht Frauen und Méadchen mit Blu-
tungserkrankungen als Ansprechpart-

nerin zur Verfiigung. Dabei hat sie die
Erfahrung gemacht, dass viele Betroffene
dazu neigen, sich mit ihren Beschwerden
zu verstecken. ,,Sie sind oft ,stille Leider’
und schamen sich, mit anderen tiber ihre
Regelbeschwerden zu sprechen®, berichtet
Stiildemann.

Im Rahmen regelmiflig stattfindender
»Willebrand-Wochenenden® sowie spezi-
ellen Veranstaltungen fiir Konduktorin-
nen bietet die DHG den Frauen einen ge-
schiitzten Raum, um sich mit anderen
Betroffenen auszutauschen. Als langjih-
rige Referentin und érztliche Begleiterin
der ,Willebrand-Wochenenden®  weif3
Escuriola Ettingshausen um die Wichtig-
keit solcher Treffen: ,,Die Teilnehmer be-
kommen hier medizinische Informatio-
nen und praktische Tipps fiir den Alltag.
Aber vor allem spiiren sie, dass sie mit ih-
ren Problemen nicht allein sind. [

Die DHG rit Frauen mit den fol-
genden Symptomen dazu, ihre
Gerinnungswerte kontrollieren zu
lassen:

o langanhaltende und starke
Periodenblutungen

« hiufiges, lang anhaltendes
Nasenbluten, Zahnfleischbluten

« Neigung zu blauen Flecken
o Nachblutungen nach

Operationen/Geburten oder
zahnirztlichen Eingriffen

Rat und Rezept per Mausklick

VON JOHANNA BADORREK

Die Digitalisierung schreitet auch in der Medizin voran. Rainer Beckers, Geschaftsfiihrer des ZTG, und Hamophilie-Experte
Dr. med. Wolfgang Mondorf geben einen kleinen Uberblick, wie Telemedizin bereits hilft.

Rainer Beckers, Geschéftsfiihrer des ZTG, ein
Kompetenzzentrum, das mit Unterstiitzung des
Landesgesundheitsministeriums die Telemedizin
fordert.

»lelemedizin ist eine Ergdnzung zur
tiblichen Behandlung®, so Rainer Beckers,
Geschiftsfithrer der ,,Zentrum fiir Tele-
matik und Telemedizin GmbH®“ (ZTG),
Bochum. Ein Kompetenzzentrum, das die
Entwicklung der Telemedizin in Deutsch-

land vorantreibt. Er gibt Beispiele, wo sie
sich bereits bewdhrt: ,Videosprechstun-
den und Videovisiten bringen Arzt und
Patient virtuell zusammen. Das ist hilf-
reich, wenn eine Konsultation nur mit viel
Aufwand moglich ist, wie bei Pflegediirf-
tigen. Und mit Tele-Monitoring bekom-
men Arzte erstmals die Moglichkeit, bei
chronischen Erkrankungen wie Diabetes
und Bluthochdruck durchgingig alle re-
levanten Daten aktuell zu sichten, was es
leichter macht, eine Verschlechterung
rechtzeitig zu erkennen.“ Damit kommt
er zu einem aktuellen Projekt im Kom-
petenzzentrum, der Teleintensivmedizin
mit dem Ziel, Blutvergiftungen bei Pati-
enten auf der Intensivstation frithzeitig
zu erkennen. Und schliefSlich zur Tele-
Therapie, die in der Physio- und Sprach-
therapie unterstiitzt. ,,Ist ein Patient nach
einem Schlaganfall nicht mobil, kann er
zum Beispiel die Ubungen mithilfe eines

Videos machen®, so Beckers. Eine An-
wendung, die auch Haimophilie-Patienten
helfen und eine smart medication per App
erginzen konnte. Ebenfalls interessant sei
hier das Tele-Ultraschall, das Medizinern
hilft, Muskelblutungen per Telekonsil ab-
zukldren.

Telemedizin fiir Himophilie

Was zu Dr. Wolfgang Mondorf fiihrt.
Der Frankfurter Arzt und Hamophilie-
Experte ist Mitbegriinder des gemeinniit-
zigen Vereins zur Forderung der Telemedi-
zin in der Himostaseologie - VFTH e. V.
»Wir leisten IT-Support sowie unabhén-
gige Forschung und Entwicklung®, er-
klart er die Aufgaben des Vereins. Dabei
seien ihre Apps nur tber ihren techni-
schen Partner zu bekommen. ,,So sind
die Daten der Patienten sicher®, wie
Mondorf betont. ,Mehrfach im Jahr set-
zen wir uns zusammen, um neue Anwen-

dungen zu entwickeln.“ Gerade entstand
eine Schmerzskala. ,, Damit bekomme ich
als Arzt eine Info, die mir schnell hilft,
das Problem einzuordnen. Liegt der
Schmerz bei 8 oder 9 rufe ich sofort an,
denn ich weif3, das ist schon schlimmer®,
erlautert er und fahrt fort: ,Im Moment
arbeiten wir an etwas, was trivial erschei-
nen mag, aber sehr wichtig ist: die Unter-
scheidung, ob eine Blutung spontan oder
zum Beispiel beim Sport aufgetreten ist.
Auflerdem sei eine Schwellungs-Skala in
Arbeit. Alle telemedizinischen Anwen-
dungen des Vereins entstehen direkt aus
der Hamophilie-Praxis heraus und wer-
den von Arzt und Patient auf ihre Taug-
lichkeit gepriift. Viel Engagement also,
gleichzeitig treiben Institutionen wie das
ZTG die Entwicklung voran und Beckers
halt abschlieflend fest: ,Die Telemedizin
nimmt auch in Deutschland langsam,
aber sicher Fahrtauf" [



September 2018

Uber 100 Jahre

Plasmaprotein-Forschung

Think Human

Einfach ersetzen, was fehlt.

CSL Behring ist ein weltweit fUhrendes Biotech-
Unternehmen, das sich seinem Versprechen,
Leben zu retten, verpflichtet hat. Dabei konzen-
trieren wir uns ganz auf die Bedurfnisse unserer
Patienten. Wir entwickeln innovative Therapien
zur Behandlung von Blutgerinnungsstérungen,
primaren Immunstérungen, des hereditaren
Angioddems, von angeborenen Atemwegser-
krankungen und neurologischen Erkrankungen
und stellen hierfur Produkte mittels modernster
Technologien bereit. CSL Behring betreibt mit
CSL Plasma eines der weltweit grof3ten Netz-
werke zur Plasmagewinnung. Das Mutterhaus,
CSL Limited, hat seinen Hauptsitz in Melbourne,
Australien, beschaftigt nahezu 20.000 Mitarbei-
tende und ist in Uber 60 Landern tatig. Weitere
Informationen erhalten Sie auf:

www.cslbehring.de.
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Biotherapies for Life™ CSL BEhring

Rund um die Uhr erreic
Deutschlands Hamophilie-Zentren

NDar:

VON MARIUS LEWEKE

Wohnortnahe Behandlung garantieren die mehr als 9o Hamophilie-Zentren in ganz Deutschland. Dort finden die rund 10.000
Hamophilie-Patienten oft sogar 24 Stunden am Tag Ansprechpartner, Spezial-Labore und Behandlungsmoglichkeiten.

Die Deutsche Hémophiliegesell-
schaft e. V. (DHG) unterscheidet
dabei zwischen unterschiedlichen Stu-
fen von Therapiezentren. Komplettver-
sorgung auf hochstem Niveau bieten
die 23 Zentren der Kategorie CCC, was
fiir Comprehensive Care Center steht.
Dies garantiert Erkrankten, dass sich
ein Arzt fiir Himostaseologie — oder
ein entsprechend qualifizierter Stellver-
treter — ihrem Leiden annimmt. Durch
die verhiltnisméflig hohe Zahl an Ha-
mophilie-Patienten verfiigen die Mitar-
beiter der CCC-Zentren iiber eine grofie
Erfahrung in diesem Bereich. Die Be-

handlungszentren gehoren in der Regel
zu groflen Universitatsklinken, sodass
auch eine interdisziplindre stationire
Versorgung vor Ort moglich ist. Zum
Portfolio gehort dabei auch, dass Pati-
enten rund um die Uhr einen Ansprech-
partner mit Zugriff auf ein Notfalldepot
an Medikamenten haben.

Therapiezentren vor Ort

Auf der umfassenden Liste an Behand-
lungszentren, die die DHG auf ihrer Web-
seite  (www.dhg.de) zusammengestellt
hat, finden sich weitere 32 Einrichtungen
der Kategorie HBE, kurz fiir Himophilie-

Zentrum zur Hamophiliebehandlung.
Auch diese Zentren gehéren meist zu ei-
ner Uniklinik oder einem grofSeren Kran-
kenhaus mit der entsprechenden Ausstat-
tung wie eigener gerinnungsanalytischer
Diagnostik und der Erreichbarkeit von
Fachkriften und Notfalldepot rund um
die Uhr. Als Ansprechpartner haben Ha-
mophilie-Patienten entweder einen Arzt
tiir Himostaseologie oder einen himosta-
seologisch erfahrenen Arzt.

Arzte mit Erfahrung in der Behand-
lung von Hamophilie in eigener Praxis
oder Krankenhéusern listet die DHG un-
ter dem Kiirzel HB (Hdmophiliebehand-

lung, Moglichkeit zur Hamophiliebe-
handlung) auf. Diese Arzte kooperieren
mit einem CCC-Zentrum, wo der Patient
auch mindestens einmal im Jahr vorge-
stellt wird. Wie bei den tibrigen Zentren
melden die Arzte Erkrankte dem Deut-
schen Himophilie-Register (DHR). Dort
werden - unter strenger Beachtung des
Datenschutzes - therapierelevante Daten
von Patienten mit Gerinnungsstérung
gesammelt, beobachtet und ausgewertet.
Ziel ist dabei unter anderem, die For-
schung voranzubringen und den Ver-
brauch an Gerinnungspraparaten zu er-
mitteln.
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PLZ-Bereich o bis 2

UNIVERSITATSKLINIK UND POLIKLINIK FUR
KINDER UND JUGENDLICHE

Liebigstraie 20 a

04103 Leipzig

UNIVERSITATSKLINIKUM LEIPZIG AG6R
Johannisallee 32A
04103 Leipzig

UNIVERSITATSKLINIKUM HALLE
Ernst-Grube-Strafle 40
06120 Halle

CHARITE, UNIVERSITATSMEDIZIN BERLIN
CAMPUS MITTE

Luisenstrafle 13

10117 Berlin

VIVANTES - KLINIKUM IM FRIEDRICHSHAIN
Landsberger Allee 49
10249 Berlin

CHARITE, UNIVERSITATSMEDIZIN BERLIN
CAMPUS VIRCHOW-KLINIK
Augustenburger Platz 1

13353 Berlin

UNIVERSITATSKLINIKUM EPPENDORF
Martinistrafle 52
20246 Hamburg

KLINIKUM MITTE gGMBH
St.-Jiirgen-Strafie 1
28177 Bremen

ie-Zentren (CCC

PLZ-Bereich 3 bis 4

WERLHOF-INSTITUT
Schillerstrafle 23
30159 Hannover

MEDIZINISCHE HOCHSCHULE HANNOVER
Carl-Neuberg-Strafle 1
30625 Hannover

UNIVERSITATSKLINIKUM GIESSEN UND
MARBURG GMBH

Am Steg 40

35392 GiefSen

ZENTRUM FUR KINDERHEILKUNDE AM
KLINIKUM DER JUSTUS LIEBIG UNIVERSITAT
Feulgenstrafie 10-12

35392 Gieflen

UNIVERSITATSKLINIK DUSSELDORF
Moorenstrafle 5
40225 Diisseldorf

DR. MED. SUSAN HALIMEH

FA fiir Kinder und Jugendmedizin,
Transfusionsmedizin und Himostaseologie
Konigstrafie 13

47051 Duisburg

PRAXIS FUR DIAGNOSTIK UND THERAPIE VON
BLUTGERINNUNGSSTORUNGEN,
HAMOPHILIE-ZENTRUM

LoerstrafSe 19

48143 Miinster

September 2018

PLZ-Bereich g5 bis 8

INSTITUT FUR EXP. HAMATOLOGIE UND
TRANSFUSIONSMEDIZIN,
UNIVERSITATSKLINIKUM BONN
Sigmund-Freud-Strafle 25

53127 Bonn

UNIVERSITATSKLINIKEN MAINZ
Langenbeckstrafle 1
55101 Mainz

KLINIKUM DER JOHANN WOLFGANG GOETHE-
UNIVERSITAT FRANKFURT AM MAIN
Theodor-Stern-Kai 7, Haus 31

60590 Frankfurt

UNIVERSITATSKLINIKUM DES SAARLANDES
Kirrbergstrafie 100
66421 Homburg/Saar

SRH KURPFALZKRANKENHAUS
HEIDELBERG GMBH
BonhoefferstrafSe 5

69123 Heidelberg

UNIVERSITATSKLINIKUM FREIBURG
Mathildenstrafle 1
79106 Freiburg

KLINIKUM DER UNIVERSITAT MUNCHEN
(Erwachsene)

Ziemssenstrafle 1

80336 Miinchen

KLINIKUM DER UNIVERSITAT MUNCHEN -
INNENSTADT

Lindwurmstrafle 4

80337 Miinchen

Diese Liste wurde mit grofiter Sorgfalt zusammengestellt,
erhebt jedoch keinen Anspruch auf Vollstandigkeit.



&S Biotest

From Nature for Life

Biotest

‘ Ein forschendes pharmazeutisches Unternehmen, das Spezialprodukte aus mensch-
lichem Blutplasma in den vier Anwendungsgebieten entwickelt, herstellt und vertreibt.

Hamophilie “ ¥ Klinische

% “ Immunologie
Intensiv & Transplantations-
Notfallmedizin medizin

Aus hochkomplexen Molekilen der Natur entstehen durch modernste Technologie qualitativ
hochwertige Therapeutika fiir die Behandlung immunologischer Erkrankungen und Sepsis
sowie fur Erkrankungen des blutbildenden Systems.

Biotest AG - Landsteinerstralle 5 - 63303 Dreieich - Deutschland
Tel. +49(0)6103 801-0 - www.biotest.de

Werbepartner

' » Biotest AG Roche Pharma AG
( L e B Iote St Landsteinerstr.5 | 63303 Dreieich Emil-BarellStr.1 | 79639 Grenzach-Wyhlen

From Nature for Life

www.biotest.com
coagulation@biotest.de

www.roche.de
grenzach.communicatins@roche.com

CHUGAI

Chugai Pharma Europe Ltd.
Zweigniederlassung Deutschland
LyonerStr.15 | 60528 Frankfurt am Main
www.chugaipharma.de

info@chugaipharma.de

¢Shire

Shire Deutschland GmbH
Friedrichstr. 149 | 10117 Berlin
www.shire.de

info.de@shire.com

Biotherapies for Life™ CSL Behring

CSL Behring GmbH

Philipp-ReisStr.2 | 65795 Hattersheim
www.cslbehring.de
medwiss@cslbehring.com

D SODbI

Pionear in Rare Diseases

Swedish Orphan Biovitrum GmbH
Fraunhoferstr.9a | 82152 Martinsried
www.sobi-deutschland.de
mail.de@sobi.com

@ Haemophilia

Pfizer Pharma GmbH
Linkstr.10 | 10785 Berlin
www.pfizer.de

info@pfizer.de




Unterstlitzen Sie die Arbeit der

DEUTSCHEN HAMOPHILIEGESELLSCHAFT ZUR
BEKAMPFUNG VON BLUTUNGSKRANKHEITEN E.V.

durch eine Spende.

Jede Spende kann steuerlich geltend gemacht werden.

Konto:

Hamburger Sparkasse (BLZ 20050550) Nr.: 1098212267
IBAN: DE29 2005 0550 1098 2122 67, BIC: HASPDEHHXXX

Gewinnen Sie neue Mitglieder
fiir unsere Gesellschaft!

Deutsche Hamophiliegesellschaft
zur Bekampfung von Blutungskrankheiten e.V.
Neumann-Reichardt-Strale 34 - 22041 Hamburg - Tel.: (040) 6722970 - Fax: (040) 6724944
E-Mail: dhg@dhg.de - Internet: www.dhg.de



