Patientenregister bei seltenen Erkrankungen:

,Nice to have’ oder
unabdingbar fur qualitativ gute Versorgung?

Registertage 2025: Patientenperspektive flr Register
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Mukoviszidose: Multiorgan-Erkrankung

» |n Deutschland ca. 8.000 Patienten
»ca. 200 Geburten pro Jahr

» Rezessive Vererbung: Eltern sind
gesunde Gentrager

» Protein fur Salztransport in den Drisen
funktioniert nicht

» zahflUssiges Sekret schadigt v.a. Lunge
und Bauchspeicheldrise

» Mehrstlndige tagliche Therapie
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Mukoviszidose Bundesverband

» Starke Gemeinschaft der Selbsthilfe:
Behandler, Patienten und Eltern ziehen an
einem Strang

» Kompetenznetzwerk flr alle Fragen, die mit
Mukoviszidose zu tun haben

»6.000 Mitglieder bei 8.000 Patienten

www.muko.info
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http://www.muko.info/

Mukoviszidose - todliche Erkrankung (1988)

» Lifetable 2.128 Patienten in DE
»|ch war damals 23 Jahre alt

» Statistische Lebenserwartung:
wenige Jahre

»dynamische Verschiebung zu
hoherem Alter
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Heute macht die Statistik Mut (2022)

» Lebenserwartung 1965: 10 Jahre

» Lebenserwartung heute: 60 Jahre
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»,Ich habe mein Leben lang immer =
noch etwa drei Jahre vor mir — ——— ———W
mathematisch gesehen bin ich = __:aﬁ_ﬂ
unsterblich!* —r——

Quelle: Deutsches Mukoviszidose-Register
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https://www.muko.info/was-wir-tun/register

Beobachten hilft: Beispiel Salzinhalation (1985)

» Arzte entdecken Anomalie bei
australischen Patienten:
Mehrstlindiges tagliches
Wellensurfen reinigt ihre Lungen

» Salziges Meerwasser (4%) 10st das
Sekret besser als isotonische
Salzlésung (0,9%)

»Heute inhalieren alle Patienten
hypertones NaCl

© Bild'von PublicDomainPictures auf Pixabay
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Forschung bringt neue Erkenntnisse (2014)

» Funf Manner mit Mukoviszidose verbesserten im Gefangnis
(durchschnittliche Haftstrafe 7 Monate) ihren FEV1 und ihr Gewicht:

FEV1
(%predicted) "
Pre 69.4kg 55.8% 473
Imprisonment 74.5kg 65.08% 20.5

Weight (kg)

IV days

> Anlass fur weitere Forschung: Wie wichtig sind soziale Rahmenbedingungen wie
Zeit fur Schlafen, Essen und Therapie?

: . . : ;
ECFS 2014, Nr. 277 Can imprisonment be good for patients with CF? (F. Frost). %&MUKOVlSZlDOSEeM
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Registerdaten erlauben Riickmeldung (2012)

» Wie entsteht Qualitat? Ergebnisse
messen, veroffentlichen und vergleichen

»Woran messen wir, ob eine Muko-
Ambulanz spitze ist?

»Nur durch die Bereitstellung von Daten
kdnnen neue Erkenntnisse gewonnen
werden. Beispiel:
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Erkenntnisse aus Registerdaten (2012)
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Longitudinale Daten: Veranderungen der Gesundheit
Uber die Zeit
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Deutsches Mukoviszidose-Register: Entwicklung Median FEV1% von
Kindern und Erwachsenen nach Geburtskohorten 1991 - 2020
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MUKOme: personlicher Nutzen (2020)

FEV1% # Wofiir steht FEV1 [ -
Verlauf FEV1%?

Medikation Letzte behandelnde Ambulanz

# Hinweise zur Grafik

Innenstadt, Zentrum fur
erwachsene Mukoviszidose-
Patienten

H Miinchen - Medizinische Klinik

Inhalative ... --.

Anti-Staph... Letztes Untersuchungsdatum

01.02.2024

Azithromyein

FEV1%

CRR P Letzte Untersuchungen

Lungenfunktion: 09.11.2023
Bildgebung Thorax: 23.07.2018
Bildgebung Abdomen: 09.11.2023
Knochendichte: 18.10.2021

Hypertone ...

Mannitol

Diabetesth...

Letzter OGT: nie
Letztes Labor: 01.02.2024

Insulinther...

Helfen. Forschen. Heilen.

% f{MUKOVISZIDOSEe,V,
{
Y



12

Big Data: Vernetzung von Datenbanken

»Voraussetzung: Abkehr vom Daten-
Sparsamkeitsprinzip, Ermdglichung von
Datenaustausch und Sekundarnutzung

»Chancen: verbesserte Diagnostik, Therapie
und Pravention; Effizienz- und
Effektivitatssteigerungen

» Gefahren: Verlust informationeller
Selbstbestimmung bis hin zu
Datenmissbrauch und
Manipulationshandlungen

© Wilfried Pohnke auf Pixabay
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LinkMedR: Register-lUbergreifende Auswertung

» ,Linkage von Krebsregisterdaten mit anderen
medizinischen Registern”

> RABBIT-Register (Rheumatoide Arthritis:
Beobachtung der Biologika- Therapie),

> Multiple Sklerose(MS)-Register
> Deutsches Mukoviszidose-Register
» Anonymisierte Patient-Journey erforscht

Krebserkrankungen im Zusammenhang mit den
Erkrankungen

» Beispiel: Identifikation spezifischer
Risikofaktoren fir die Entstehung von Krebs wMUKOVISZIDOSEe,V,
L
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Registerdaten sind Gold wert

> Grundlage fur Qualitatssicherung und Nutzen
far Patienten (z.B. MUKOme)

> Datenquelle fir Forschung und PASS-Studien (*)

»Voraussetzungen:

> qualitativ hochwertige Daten, die von der Klinik
vollstandig eingegeben werden

> standige Weiterentwicklung (Software, Items,
Add-Ons)

» Verein tragt hohe Kosten, muss diese aber
auch weiterverrechnen durfen

* PASS: Post-Authorisation Safety Studies /MUKOVISZlDOSE
.
%(( Helfen. Forschen. Heilen. )
Y




15

Beteiligung von Patientenorganisationen kann die
Register-Qualitat verbessern

» Kompetenz: Schulung und Austausch

» Ressourcen: Finanzierung, Ehrenamt,
Barrierefreiheit

» Mitbestimmung bei Studienfragen,
Stimmrecht statt ,,Feigenblatt”

»verstandliche Kommunikation der
Forschungsergebnisse

Positionspapier ,Einbeziehung von Patientenorganisationen in die %f(MUKQV|SZ|DQSEeM
{
Y
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Deutscher Ethikrat zu Patienten-Registern

» Die Erforschung Seltener Erkrankungen wird
durch Patientenregister wesentlich
unterstutzt.

» Eine unabhangige Finanzierung kann
Interessenkonflikte vermeiden (z.B. wenn
einzelne Pharmafirmen Register betreiben)

d von Connect world

Deutscher Ethikrat: Ad-hoc-Empfehlung ,Herausforderungen im

Umgang mit seltenen Erkrankungen® 23.11.2018
m(//MUKOVISZIDOSEeM
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gemeinwohl-orientierte Datennutzung

»traditionelles Datenschutzrecht ist
unzureichend fir kontextabhangig
wandelbare Sensibilitat von Daten

» fur das Gemeinwohl sollte Datennutzung
einfacher ermoglicht werden

(,Datensouveranitat”, ,advokatorische
Einwilligung®)

»verantwortliche Nutzung durch
,Privacy by Design“

(Deutscher Ethikrat: Mensch und Maschine, Big Data) © Bild von Catkin auf Pixabay
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Gesundheitsdatennutzungsgesetz GDNG

» erleichterte Nutzbarkeit von
Gesundheitsdaten fur gemeinwohl-
orientierte Zwecke in der Forschung

»Ziele:

> sichere, bessere und qualitatsgesicherte
Gesundheitsversorgung

> Forschung und Innovation férdern

> Daten aus der elektronischen Patientenakte
nutzbar machen (Opt-Out)

> Rekontakt durch Pseudonymisierung

© metamorworks/Shutterstock.com
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Patientenperspektive: Take-Home Message

» Patientenregistern liefern
unschatzbaren Nutzen fir

> die Forschung,
> die Qualitatssicherung der Versorgung,
> zur Therapieverbesserung des einzelnen Patienten

» Patientenregister mussen deshalb anders als
nur durch Spenden finanziert werden.
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