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European Cystic Fibrosis Society

Patient Registry

Gegrundet: 2003 %
Betreiber: European Cystic Fibrosis Society

Jahrliche Datensammlung und

Vergleich von CF-Versorgung in Europa
(Definition: WHO Region)

Stakeholder:
Kliniker, Patienten, Forscher,
Gesundheitsbehorden
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European Cystic Fibrosis Society

Patient Registry

2021

54.043 Patienten

von 40 Landern

Incl. 17 nationale Register

einschl. Deutsches Mukoviszidoseregister
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Output:
Jahrliche Datenreporte
Wissenschaftliche Veroffentlichungen
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European Cystic Fibrosis Society

Patient Registry

Schlussel zum Erfolg:

HARMONISIERUNG
Datensatz,
Qualitatskontrolle,
Governance, GDPR

NACHHALTIGKEIT

TRANSPARENZ
UNABHANGIGKEIT



ECFSPR - Pharmacovigilance

2016 Beginn der Diskussionen mit European Medicine Agency G
-> ECFSPR als Model fur andere seltene Erkrankungen EUROPEAN MEDICINES AGENCY

CE MEDICINES HEALTH

2017 Workshop zu CF Registern

(www.ema.europa.eu/en/documents/report/report-cystic-fibrosis-reqistries en.pdf)

2018 Qualification opinion der EMA “as an appropriate data-source for
post-authorisation safety (PASS) and efficacy studies (PAES)
of new therapies”

(www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/qualification-
opinion-european-cystic-fibrosis-society-patient-registry-ecfspr-cf-pharmaco_en.pdf)
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2019 Beginn erster Pharmacovigilancestudien (u.a. EUPAS43022) e@[%s
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http://www.ema.europa.eu/en/documents/report/report-cystic-fibrosis-registries_en.pdf

Qualification opinion der EMA:

Datengualitatsaspekte

Develop an agreed set of data quality Data quality to be audited regularly in ECFSPR
. indicators to be applied to all national national registries and the ECFSPR.
Data Quality egistries. | | Regulators EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Audit Results to be reported in the Registry Task SCIENCE MEDICINES HEALTH

Include source data verification ECFSPR annual report Force

procedures ECFSR Data OV Fbrog,

Agree on EU data quality standards to Propose EU standards for data quality Quality Group c‘ﬁ:* * :‘kﬁ

apply to the indicators indicators and for formal accreditation of
registries for supporting regulatory e S
evaluations (e.q., a regulatory ¥ ¥ ¥

qualification) Aotient g™



Qualification opinion der EMA:

Datenqualitatsaspekte

Elements Definition Indicators of quality Solutions

Consistency Uniformity of the data Measure of number of fields +  Standard Terminology, Codin
collected over time filled over time (different . Standard Operating.
(e.g. same lab data standards on critical fields): Procedures, User guides
entered annually) e.g. 95% *  Menus, alerts, prompts
*  Help screens/desk, training,
— _ _ newsletter EUROPEAN MEDICINES AGENCY
ccuracy How well is the data Changes in values of data +  Validate against source data SCIENCE MEDICINES HEALTH
entered? [eg, error filed creates alerts; Subset (e.g. 10% of registry data)
frequency, out-of- of variables tracked; *  Audits / Inspections
range data, duplicates] « Training, software checks cystic Fibg,,
Completeness How much data is Different for different *  Audits / Inspections f“ * ‘%"1
missing? indicators. Primary *«  Mandatory fields to avoid * *
indicators strive for >90% missing data
completeness. * Trainings
Details Lists of data variables Between-registry * Registry lists of data variable ¥ w L ¥
consistency in variable and their definitions
definitions ey m‘ﬁ\‘*
Represent- How well/accurately is % of patients covered «  Better linkage between
ativeness the exposed population (compared to national systems
reflected by the social security systems) «  Better communication to

registry data? patients for enrolment



Schritte zur Datengualitat

v Gemeinsamer (Kern-) Datensatz (Balance zwischen Qualitat und Quantitat)

v Datensatzdefinition (Eindeutig, praktikabel)

v Data coding document (“up to date”)

v' Datenbank (direkter Zugang (ECFSTracker) vs. Upload(templates) von NR)

v Datensatztberprifung individuell (Plausibilitdt (Ranges), Vergleich mit Vorjahr)

v' Landerauswertungen (Auspragung und fehlende Werte)

P
£7N
v Jahrlicher Berichtsband (Datenbankschluss) mit Qualitatsreport Q §
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Qualitatsreport - Completness

DNA test Liver/ lung i [ : Chron.
transplantation Pseudomonas Burkholderia
aeruginosa cepacia

ECFS Patient Registry

Annual Data Report Completeness of

2020 data by
country

98 99 98 98 97 96 97

95%  S0-95% | <0%

Note: FEV1%pred. is the best FEV1%predicted measurement from the year of follow-up.
Note: Completeness of 2020 data from all countries of the ECFSPR is represented as follows:
Blue: > 95%; Grey: 90% - 95%; Red: < 90%.

Inhal. Pancreatic rhDNase Diabetes Liver disease Haemoptysis
antibiotics enzymes mellitus




Datenvalidierungen vor Ort seit 2018

Governance: Ausdrickliche Berucksichtigung im Informed consent
Auswahl von Patienten und Variablen
Team aus Data Quality und PMV Manager (Kliniker) vor Ort
Uberprifung anhand der medizinischen Gesundsheitsakten (MHR)
Einheitliche Beurteilung und Besprechung mit Zentren (Dialog)
Ziel: Uberprifung der Integritat der Daten: “Accuracy” = Validitat, Akkuratheit, Konsistenz
LN

Rickmeldung der Zentren an das Register, externe Beurteilung des Workflows ece's
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Datenvalidierungen vor Ort

» 2018/2019/2022: 20 von 40 Landern besucht
» 993 von 54000 MmM validiert (2%)
» 2023: 13 Lander geplant

» Erganzt durch Dialog mit NR

» Kooperation mit NR
(DE, FR, BE, UK, CH, NL, IE)

’ T
) ects
2018/2019/2022 2023 geplant zukiinftig i



Qualitatsreport - Accuracy

transplantation Pseudomonas Burkholderia

aeruginosa cepacia

DNA test Liver/lung Height FEV1%pp Chron. Chron.

Inhaled . . . . Haemoptysis Accuracy of
antibio Pancreatic rhDNase Diabetes Liver disease 2016, 2017,

tics enzymes mellitus 2020 data

ECFS Patient Registry
Annual Data Report

Note: Accuracy of 2016, 2017 and 2020 data from all countries of the ECFSPR is represented as follows:
Blue: > 95%; Grey: 90% - 95%; Red: < 90%.

Note: data of 993 patients were checked during the visits between 2018, 2019, 2020 and 2022, representing 2% of the total
number of patients seen in year 2020.

Note: FEV1%pred. is the best FEV1%predicted measurement from the year of follow-up.

Grunde fur geringere Akkuratheit:

DNA-Test: fehlende Originalbefunde, wenige ,Fehler”
Gewicht/Lange/FEV1%pred: Inkonsistenz mit Definition (,beste FEV1%pred pro Jahr*)

Lebererkrankung: Klinische Praxis vs. Abstrakter Definition




Europa (ECFSPR) <—> Deutschland (DMR)

» Harmonisierung des . -
(Ke n -) Datensatzes Patientenschnellstatus  [34/5PCHR] * 03/1982 (41,1 Alter in Jahren) - mannlich

1. Mutation: F508del (p.Phe508del / ¢.1521_1523delCTT) Letzter Besuch: 13.03.2023 00:00
2. Mutation: 1717-1G->A (c.1585-1G>A) Letzter Krankenhausaufenthalt: -
Transplantationen: - Letzter Aufenthalt in einer Reha-Klinik: -
Letzte bedarfsorientierte antibiotische Therapie: 13.03.2023 - 26.03.2023
. . Ciprofloxacin (po)
» DatensatzUberpriufung, ...
Letzte Kultur: 13.03.2023 Andere Bakterien - Pantoea agglomerans

D ate n re p 0 rti n g , Zuletzt positiv. ;s:::;;nzt;nas aeruginosa: gjs-e:f;ljlt;nas aeruginosa (multiresistent): ‘Burkhulderia spp: -MRSA:
Validierung vor Ort ron e . .
. 120 50 28
(IZKS, Mainz)
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> Softwareunterstiitzung w
Muko.web (Fa. Axaris) - . . . . . . . . . . . . . . e

Aktuelle Komplikationen
Pulmenale Komplikationen: -
Gastrointestinale Kemplikationen: Pankreasinsuffizienz; Lebererkrankung

v' Datennutzbarkeit e =

Letzte Untersuchungen
— M K t I | Lungenfunktion: 13.03.2023 Koloskopie: nie Letzter Kontakt Physiotherapie: nie
— - 0 n ro e Bildgebung Thorax: 12.11.2018 Bronchoskopie: nie Letzter Kontakt Didtassistentin: 19.07.2017
Bildgebung Abdomen: 25.10.2021 Letzter OGT: 19.09.2014 Letzter Kontakt Psychososzialer Mitarbeiter: 13.03.2023
Am b u | an Z Knochendichte: 13.03.2023 Letztes Labor: 13.03.2023
-
Patient (Muko.me)

Allergien

. Klinische Studien Mainz
Helfen. Forschen. Heilen. software & systeme gmbh

J/MuKoviszDosE., axaris IZKS
A e

v Vollstandigkeitsanzeige



Fazit:

Datenqualitat im europaischen Umfeld

Essentielle Schritte/Erkenntnisse:

Selbstverpflichtung zu hoher Datenqualitat

Harmonisierung eines Kerndatensatzes essentiell

Balance von Qualitat und Quantitat o
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Kontinuierliche Anstrengung (Ressourcen)
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