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w Nationales Aktionsbiindnis fiir Menschen
mit Seltenen Erkrankungen

Nationaler Aktionsplan
fiir Menschen mit Seltenen Erkrankungen

und

Handlungsfelder

» Versorgung, Zentren, Netzwerke
» Forschung

» Diagnose

» Informationsmanagement

» Register

» Patientenorientierung

3.4 Handlungsfeld Register

Fegister kinnen die Pathogenese-, Therapie- und Versorgungsforschung unterstitzen, eine Hilfe-
stellung bei der Rekrutierung von Studienteilnehmern leisten und die krankheftsibergreifende
Analyse von Forschungs- und Versorgungsdaten erleichtern.

In Deutschland findet zurzeit keine koordinierte Erfassung von Patienten mit Seltenen Erkrankungen
statt. Nur filrwenige Settene Erkrankungen existieren krankheitsspezifische Register. Die bestehenden
Register sind oft nicht flichendeckend angelegt und haben eine sehr variable Datenstruktur und
-sicherheit. Oft fehlt es an einer langfristigen Forderung, die einen nachhaltigen Fortbestand des
Registars sichert.

Weiterhin ist die Teilnahme von Registern an Obergeordneten und internatiznalen Registerplatt-
formen aufgrund der teilweise nur sehr geringen Fatientenzahlen notwendig. Dafiir bereitet dia
EU die Farderung einer europdischen Registerplattform fiir Seltene Erkrmnkungen vor, deren
Empfehlungen und Standards im Interesze einer europaweiten Vernetzung auch von deutschen
Fagistern weitgehend umgesetrt werden soliten. Aks Voraussetrung fiir die Kooperation deutscher
Register mit internationalen Netzwerkan ist es beispielsweise erforderlich, eine Teilmange der
erfassten Informationen, z.B. in Form eines verpflichtenden Minimalsatzes von Datenelementen,
schrittweise einzufihren.

NAMSE hat mit Experten des Robert Koch-Instituts, des Epidemiclogischen Krebsregisters
Miedersachsen und des Tumorzentrums Regensburg folgende Empfehlungen und Manahmen
ausgearbeitet, mit deren Umsetzung der Zugang zu bereits vorhandenen Registern 2.8 durch ein
Web-Portal, einem ,Telefonbuch® fiir Register, erleichtert werden soll. Zusatzlich sollen Hilfe-
stellungen fir den Aufbau und das Fihren von krankheitsspezifischen Registern fir Seltena
Erkrankungen entwickelt werden, wie z.B ein Minimalsatz von Datenelemanten.

Mukoviszidose Institut ggmbH

% f(MUKOVISZIDOSE
)¢



4

MaBnahmenvorschlage im Handlungsfeld Register

» MV 27: Implementierung eines Web-Portals Register zu SE

» MV 28: Etablieren einer Steuerungsgruppe , Register fiir Seltene
Erkrankungen“ (z.B. Betreiber von Registern, Experten)

» MV 29: Entwicklung eines Modellregisters fiir ,Krankheitsspezifische
Register fur Seltene Erkrankungen®

» MV 30: Workshop zur Sammlung und Klarung offener Fragen
hinsichtlich eines Registers fiir unklare Diagnosen.

» MV 31: In Abhangigkeit der Ergebnisse des unter MV 30
beschriebenen Workshops kann ggf. ein Projekt fur Register fur
Patienten mit unklarer Diagnose durchgefuhrt werden.

» MV 32: Projekt ,nicht-krankheitsspezifisches Register” auf Grundlage
der Entwicklung des ,Modellregisters” aus MV 29.



Umsetzungsstand

» MV 29: Entwicklung eines Modellregisters fiir ,,Krankheitsspezifische
Register fiir Seltene Erkrankungen“ (OSSE)

Seit Anfang 2015 ist die erste verfugbare Version der OSSE-Register-
Software auf der Webseite kostenlos herunterzuladen.

» MV 28: Etablieren einer Steuerungsgruppe , Register fiir Seltene
Erkrankungen“ (z.B. Betreiber von Registern, Experten)

Strategiegruppe ist etabliert. Derzeit wird ein offentlich zugangliches
Positionspapier erarbeitet, in dem bereits bestehende Standards
analysiert werden und zu weiteren Themen (z.B.
MaRBnahmenvorschlage 30 bis 32) Stellung genommen wird. Ein Ziel:
Etablierung der Strategiegruppe als Expertengremium und

Kommunikationsplattform.
Wﬁnumwszmox
) U
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Umsetzungsstand

» MV 28: Etablieren einer Steuerungsgruppe ,Register fiir Seltene
Erkrankungen* (z.B. Betreiber von Registern, Experten)

Hinweis im Zusammenhang mit Bestandsaufnahme:

,ES fehlt eine offentlich zugangliche Informationsquelle mit
Dokumenten, Ronkreten Empfehlungen und Problemlosungen sowie
eine geeignete Software fur RranRheitsspezifische Register

;7 MUKOVISZIDOSE
\ L/(( Mukoviszidose Institut gGmbH
Y



OSSE

»Open Source, d.h. kostenfrei: Software-Baukasten fur Register
»Speziell konzipiert als Register fur Seltene Erkrankungen
» Einfache Zusammenarbeit zwischen Registern (Interoperabilitat)

»Ziel: Alle SE haben ein Register und alle Register
sind interoperabel

»Losung fur bereits bestehende Register: Anbindung uber sog.
Bruckenkopfe

Dr. Holger Storf
Tel: +49 (0) 69 6301 84438
E-Mail: storf@med.uni-frankfurt.de

» https://www.osse-register.de/de/ %MUKOVISZIDOSE
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Deutsches Mukoviszidose-Register

E %? MUKOVISZIDOSE
\(f Mukoviszidose Institut gGmbH
U



Mukoviszidose

» Angeborene, seltene Stoffwechselerkrankung
»Storung des Salz- und Wassertransports in die Korperzellen

»zahflussiges Sekret schadigt Organe wie Lunge, Bauchspeichel-
druse, Leber oder Darm

» komplexe Therapie, Patienten benotigen umfassende Versorgung
in spezialisierten Zentren

» bis zu 8.000 Patienten in Deutschland

»ca. 150 bis 200 Kinder werden jahrlich mit der seltenen
Erbkrankheit geboren
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Mukoviszidose e.V.

»Der Mukoviszidose e.V. vernetzt seit 1965 Patienten, ihre
Angehorigen, Arzte, Therapeuten und Forscher.

»Ziel der Arbeit:

Jedem Betroffenen ein moglichst selbstbestimmtes Leben mit
Mukoviszidose ermoglichen.

» Der gemeinnutzige Verein
> leistet Hilfe zur Selbsthilfe,
> verbessert die Therapiemoglichkeiten,

> fordert die Forschung,

> setzt sich fur die Belange der Betroffenen gegenuber
Entscheidungstragern in Politik, dem Gesundheitswesen \%MUKOVISZIDOSE

U
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und der Wirtschaft ein.
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Deutsches Mukoviszidose Register

» Einheitliche Dokumentation und Beschreibung von
> Erkrankungsmerkmalen
> Behandlungsmethoden (Diagnostik und Therapie)
> Behandlungsergebnissen

» Uberblick tiber die Versorgungssituation von Mukoviszidose-
Patienten in Deutschland

» Einordnung der individuellen Gesundheitssituation

» Vergleich und Bewertung unterschiedlicher Vorgehensweisen

R; MUKOVISZIDOSE
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Wie funktioniert das Register?

Ideengenerierung: Registerbetreiber Registersoftware, Hosting, etc.

Datenschutz E|nW|ll|gung der Patlenten Stat|st|k‘ |

Q?Qv ety
‘ﬂﬁ««h#;

Ambulanzteam Datenmanagement

;7 MUKOVISZIDOSE
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Wie funktioniert das Register?

» Patientenzentrierung

j{puxouszioose
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Wie funktioniert das Register?
Prozess Aufbau Register

Fragestellungen, Festlegung der Items
Entwicklung & Freigabe Datenschutzkonzept

Softwarekonzeption und -entwicklung

Aufbau Registerinfrastruktur

Einbindung Ambulanzen und Patienten

E %7 MUKOVISZIDOSE
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Mukoviszidose-Register - Historle

2017

‘ 2015 MUKO.web Register

2013 MUKO.web Register ~ Regelbetrieb
Webbasierte

MUKO.dok Datenerfassung und
2007 Analyse zentrale
Pseud isi

Einfilhrung MUKO.dok seudonymisierung
Ambulanz- und

1998 Registersoftware

Einfiihrung CFAS

Elektronische

Datenerfassung

1995
Start QS Mukoviszidose %%M UKOVISZIDOSE
{
J

. . Mukoviszidose Institut ggmbH
Papierdokumentation
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Welche Daten werden erfasst?
Bsp. Mukoviszidose-Register

» Erkrankungsmerkmale (Stammdaten)

> u.a. Diagnose (Alter und Griinde), SchweiBtest und Genetik, ...

» Diagnostik (Verlaufsdaten)
> u.a. Mikrobiologie, ...

»Therapie (Verlaufsdaten)

> u.a. Enzyme, Antibiotika, Inhalationsmedikamente, ...

» Ergebnisse (Verlaufsdaten)

> u.a. Ernahrungsstatus, Lungenfunktion, ... /FUKOVISZIDOSE
)/
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Mukoviszidose-Register — Aktuell

»aktuelles Datenschutzkonzept

»Zentrale webbasierte Registersoftware (MUKO.web)
» Externe, zentrale Pseudonymisierung

» Internationale Harmonisierung

R? MUKOVISZIDOSE
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Regelwerk: Geschafts- & Publikationsordnung

UKOVISZIDOSE UKOVISZIDOSE
Mukoviscidase insiitut gGmbH Mutoviszidose Institut gGmbH

Geschéftsordnung . Publikationsordnung
des Deutschen Mukoviszidose-Registers zur Publikation von Ergebnissen aus dem Deutschen

isse
Mukoviszidoseregister des Mukoviszidose e.V.
tand. 0722015

Stand: 07122016

Mukoviszidose Institut ggmbH
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Regelwerk: Datenschutzkonzept & Einwilligungserklarung

Datenschutzkonzept
Deutsches Mukoviszidose-Register

(stand: 24.06.3015)

Yersion: 2.0

Mukoviszidose Institut gGmbH (M)
In den Dauen 6
3117 Bonn

PO Dr. Lutz Nahrlich, Giafien
S
Manuel Burkhart, Bonn
N
Michasel Volk (Fa. Asaris), Uim

i Ataian (Gesakon GrbH), Mainz
Birgitt Wiese (MHH), Hannover

20150624 Datense hutzkanzept MukevisziduseRegister 20.Docx

UKOVISZIDOSE

Mukoriszidose Institut gGmoti

UKOVISZIDOSE

Muksviszidose institut gGmbH

Qualitatssicherung Mukoviszidose

Informat

n und Einwilligungserklarung zur zentralen Erfassung von Daten von Kindern,
Jugendlichen und Enwachsenen mit Mukoviszidose

Sehr geehrte Patientinnen und Patienten mit Mukoviszidose,
sehr geehrte Eltern,

hiermit mochten wir Sie/Dich iiber die i des deutschen
Registers informieren und Sie/Dich, um Ihre/Deine Einwilligung zur zentralen Datenerfassung
bitten.

Seit 1995 werden Daten im Mukoviszidose-Register erhoben und ausgewertet um den
Gesundheitszustand von Mukoviszidose Patienten zu erfassen und an der Sicherung und der
Verbesserung der litdt mitzuwirken (.0 itssi Mukoviszidose").

Finanziell wird das Projekt durch den Mukoviszidose e.V. getragen.

Das Projekt zur Qualittssicherung iszidose folgt in Methodik, Organisation und seinen
den it itatssi fahren (5137

L _Werist der und trigt die iche Verantwortung?”

Das iszidose Institut - gemeinniitzi haft fiir Forschung und Therapieentwicklung

mbH (MI} wurde durch den Mukoviszidose e.V. mit der Planung und Koordination des deutschen
Mukoviszidose-Registers beauftragt. Es tritt gegeniiber den beteiligten Mukoviszidose
Einrichtungen, den Pati i n al

( iber) auf. Als he Stelle wird im Sinne des §3 Abs7
Bundesdatenschutzgesetz (BDSG) die Stelle bezeichnet, die personenbezogene Daten fir sich
selbst erhebt, verarbeitet ader nutzt oder durch andere im Auftrag vornehmen lasst.

Sie kinnen sich jederzeit an die folgende Adresse wenden, um Ihre Rechte beziiglich Auskunft,
Berichtigung, Léschung und /oder Sperrung (vel. 56 Abs.1 BDSG) geltend zu machen:

Mukoviszidose Institut - gGmbH
Qualitatsmanagement Mukoviszidose
In den Dauen &

53175 Bonn

Tel. +49 228/98780

Fax +49 208/98780-77

20161014 Einiligungseriarung_Patienten Versian_218.Docx

7

MUKOVISZIDOSE

Mukoviszidose Institut ggmbH



20

Wer beteiligt sich am Register?

Stand: 01.11.2017

@ Kiel [2]
@ Rostock @ Greifswald
@ Lubeck
Hamburg @ Oy @ Neubrandenburg
@ Oidenburg
@ Bremen
@ Vechta
@ Berlin [3]
® Osnahri]:ka ) Brandenbug @ @ Potscam @ Frankfurt Oder
® Bielefeld @ Magdeburg [2]
@ Monster [2]
Wesel @ Hamm @ @ Cottbus
Essen [2] @® Bochum @ tiia
Krefeld @ o risscidort ® Kassel ® Leipzig 2]
e L ] Er'ua @ Drescen
@ Koin [2] e
@ Aachen [2] @ Bonn @ Marburg Je zw:‘;:]hemm!z
@ Gieten [2] Greiz @ F
@ Koblenz
Wiesbaden @ @ Frankfurt [2]
® Mainz
@ Trier [2] @ Wurzburg
Werms s Mannheim @ Erlangen 2]
Heidelbef
@ Homburg [z | @ Heidebera 2
@ Heilbronn
@ Karlsruhe s
Gerlingen @
[ ] Baden-Bader‘. Stuttgart
Esslingen
@ Tibingen ® Passau
@um @ Augsburg [2]
@ Munchen [4]
@ Freiourg [2] @ Memmingen
Ravensburg @
Wangen [2] @
@ Innsbruck
stepmap.de ()

100 km

» 93 Ambulanzen

> Arzte
> Dokumentare

» 5720 Patienten

MUKOVISZIDOSE
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Entwicklung Patientenzahlen 1995-2016

Patientenanzahl
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5 2016

MUKOVISZIDOSE
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Was passiert im Hintergrund?
Kostenverteilung 2017

22

m Regelbetrieb Register
m Ambulanzvergutung
m Benchmarking

m Softwareentwicklung
m Vorbereitungen

Registerstudien
m Sonstiges

E %7 MUKOVISZIDOSE
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Was passiert im Hintergrund?
z.B. Regelbetrieb Register 2017

23

m Statistik

m Datenmanagement

m Hosting

= AG Register/DMT

m Berichtsband 2016

m Qualitatsverbesserung

m Sonstiges

E %7 MUKOVISZIDOSE
\\ (// Mukoviszidose Institut ggmbH
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Ziele
Schwerpunkte

» Registersoftware MUKO.web - Cockpit fur Ambulanzen

» Jahrlicher wissenschaftlicher Berichtsband

» Jahrlicher Patientenberichtsband

» Interne und externe wissenschaftliche Auswertungen (Publikationen)

» Benchmarking

R; MUKOVISZIDOSE
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Was konnen Sie vom Register erwarten?

MUKO.web - z.B. Patienten-Schnellstatus

Schnellstatus

Patientenschnellstatus

1. Mutation:
2. Mutation:

G542X (p.Gly542X / €.1624G>T)
Transplantationen:

Mikrobiologie
Letzte Kultur: 18.07.2017
Zuletzt positiv: Pseudomonas aeruginosa:

FEV1 Trend

- % Norm FEV1

10

\ b \
(\‘ )\
\ "*VD ~N
\ O | :

(\

Aktuelle tionen
Pulmonale Kumpl-katlonen -

\*‘\“
g

F508del (p.Phe508del / €.1521_1523delCTT)

Pseudomonas aeruginosa (multiresistent):

fizienz; Leberer

Andere Komplikationen: -

Letzte Untersuchungen

Lungenfunktion: 18.07.2017
Bildgebung Thorax: 18.07.2017
Bildgebung Abdomen: 18.07.2017
Allergien

Knochendichte:

Letzter OGT:
Letztes Labor:

Letzter Besuch:
Letzte Hospitalisation:
Letzte bedarfsorientierte antibiotische Therapie:

18.07.2017 00:00

aumhuldenaspp ™\l [ >

it / BMI Trend

Perzentil

o
3 14 5
nie Letzter Kontakt Physiotherapie:
18.07.2017 Letzter Kontakt Diatassistentin:
18.07.2017

Letzter Kontakt Psychososzialer
Mitarbeiter:

13.12.2010 - 16.12.2010
13.12.2010- 02,09~ 1

02.05.2017
02.05.2017
18.07.2017

i
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
MUKO.web - z.B. Ambulanz-Schnellstatus

Mikrobiologie

80 Lungenfunktion Gber die Jahre

60

erd\eja\

nten

Anzahl Patie
B

u d yh\a h Lebererkranku gss
enzyme bel exokrin or Fanicresinsutttensqia
\ IbDbl (27

@ Insulin bei Diabetes ankreasenzyme bei exokriner Pankresinsuffizienz @ Ursodesoxycholsiure bei Lebererkrankung

/ MUKOVISZIDOSE
/ Mukoviszidose Institut ggmbH
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Informationen - z.B. Anteil Patienten >18 Jahre

100%
90%
80%
70%
60%
50%
40%
30%

20%

Anteil derKinder/Erwachsenenin %

10%

0%
1995 2000 2005 2010 2015

Berichtsjahr
m Erwachsene mKinder \fMUKOVlSZlDOSE
\ L( Mukoviszidose Institut gGmbH
Y
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Was passiert im Hintergrund?
Prozess Datenauswertung & Berichtsbanderstellung

Dateneingabe - Ambulanzen

Datenkontrolle - Datenmonitoring
Datenaufbereitung - Datenmanagement

Datenauswertung - Statistik

Darstellung = Texte, Grafiken, Satz & Layout

E %7 MUKOVISZIDOSE
\ (/f Mukoviszidose Institut ggmbH
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Wissenschaftlicher Berichtsband

Deutsches Deutsches Deutsches X
Mukoviszidose-Register Mukoviszidose-Register Mukoviszidose-Register
BP”CN:' bdndl o Be"‘:h“ba"dl 2014 BencrtSban“ — Deutsches
Mukoviszidose-Register

Berichtsband 2016

UKOVISZIDOSE, , UKOVISZIDOSE, ,
gt UKOVISZIDOSE, , ii o ot — §? elen Forschen.Heflen. ™
% @ pr

»Online: alle Bande seit 1995 verfugbar
»Veroffentlichung jeweils zur DMT

» NEl.J: ab 2015er Band auch Engllsc.h %ﬁlﬁ%ﬁﬂtﬁg&j
»online unter;: www.muko.info/berichtsband J
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Wissenschaftlicher Berichtsband

» Uberblick uber...

> Versorgungsstrukturen
> Gesundheitszustand von Mukoviszidosepatienten

18% 100%
- / ’\\-\
14%

J— =
12%

10% /

8% /—‘/

o _//.\Y ﬁ&:
4%

0%

<2 2-3 45 67 89 10-11 12-13 14-15 16-17 18-19 20

Alterin Jahren 6-7 8-9 10-11 1213 1415 16-17 1819 20-24 25-29 30-34 35-39 40-44 4549 =50
Altersgruppenin Jahren

Haufigkeit in %
Haufigkeitin %

== Stenotrophomonas maltophilia =~ e————=MRSA =e=Achromobacter m<40% m40-80%  >80%
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

»Veroffentlichung jeweils zur
Jahrestagung des Mukoviszidose e.\V.

»online unter:
www.muko.info/berichtsband

Deutsches

Mukoviszidose-Register

Berichtsband fiir Patienten und

Angehorige 2015 VA«

MUKOVISZIDOSE
%ﬂéo)"shz'b,ﬂ““ ‘\) (/( Mukoviszidose Institut gGmbH
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

»Wie leben andere Patienten mit ihrer
Mukoviszidose?

»Was kann das fur mich bedeuten?

»Was kann ich daraus lernen?

;7 MUKOVISZIDOSE
% ((( Mukoviszidose Institut gGmbH
J
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

» Kurzubersicht

ey V"
n FEVI%. mit 18 Jakhren :"h Q‘ Pseudomonas: 1% \ f M U KOVI SZIDOS E
' .;',,:-" \ L( Mukoviszidose Institut gGmbH
J
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

Wofiir steht FEV1?
Der FEV1 ist einer der Messwerte, die bei der Lungenfunktionsmessung gemessen werden. Er beschreibt die Menge
an Luft, die eine Person nach einem tiefen Atemzug innerhalb der ersten Sekunde ausatmet.

Wofiir steht der FEV1%?
Der FEV1% ist der prozentuale Wert des durchschnittlichen FEV1, den gesunde Menschen des gleichen Alters,
Geschlechts und Lange erreichen.

Wofiir steht Median?

Der Median (Zentralwert) einer Auflistung von Zahlenwerten ist der Wert, der an der mittleren (zentralen) Stelle
steht, wenn man die Werte der Gro3e nach sortiert.

Bsp.: 0,2,3,4,5,6,7,8,100, = Median ist die 5

Der Median teilt damit einen Datensatz so in zwei gleich grofle Hélften, dass die Werte der einen Halfte kleiner und
die Werte der anderen Halfte groBer sind als der Median. Der Median reagiert deshalb weniger empfindlich auf
,Ausreiler‘, also stark abweichende Werte, wie der Durchschnitt.

» |nfoboxen

Mukoviszidose Institut ggmbH

WUKOVISZIDOSE
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

10 » FEV1%

110

100

Y=}
=

<]
=}

=2}
=}

FEV1% [Median]
-]
[=]

w L= w
=} = =]

o ..
(=]

6-7 8-9 10-11 1213 1415 16-17 18-19 20-24 25-29 30-34 35-39 40-44 45-49 =50
Alterin Jahren

Weiblich e (F-Ziel = = Bundesdurchschnitt

Mannlich

;? MUKOVISZIDOSE
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

Wie ist das zu lesen?
Die Grafik zeigt, wie sich der FEV1% in den dargestellte
den letzten Jahren entwickelt hat. Hierbei ist es wichtic

» Erklarende Texte

lichen FEV1% der ,gesunden* Gesamtbevélkerung dar »|nte rp retatio nSh I I.fe N
unter die der FEV1% nicht fallen sollte.
Was heif3t das?

» Im Alter zwischen 6 und 10Jahren liegt der Median
hiermit dem Durchschnittswert der Gesamtbevélke:

» Ab 11 )ahren nimmt der Median des FEV1% der CF-B
75% und somit bereits 25% unter dem Durchschnitt

» Ab 18 Jahren verschlechtert sich der Median des FE\
ren bei 55%. Das heifdt: In diesem Alter liegt der dur
Gesamtbevolkerung.

Was bedeutet das fiir mich?
Es ist sehr wichtig, die Therapiemoglichkeiten (Medi

vollumfanglich auszuschopfen und konsequent zu ver %UKOV'SZ'DOSE
1

wieder herstellbar und begleiten die Betroffenen ein Le Mukoviszidose Institut gGmbH
troffene.
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
NEU: Berichtsband fiir Patienten und Angehorige (05/2017)

: : f »Altersverteilung im
‘ : | Jahresvergleich

el im jeweiligen Alter

W Weiblich 2005 M Mannlich 2005 W Weiblich 2015 M Mannlich 2015
\Ji;fMUKOVISZIDOSE
\ L/ Mukoviszidose Institut gGmbH
Y



Berichtsbande

Ab sofort online unter:

www.muko.info/berichtsband

Deutsches Deutsches
Mukoviszidose-Register Mukoviszidose-Register
Berichtsband 2016 Berichtsband fiir Patienten und

Angehorige 2015

%UKOVISZ'DOSE” %UKOVISZIDOSEW
Helfen. Forschen. Heilen. Helfen. Forschen. Heilen.

i
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Was konnen Sie vom Register erwarten?
Auswertungen 2018

»Sonderauswertungen

» Wissenschaftliche Publikationen

» Beteiligung an wissenschaftlichen Kooperationen
» ECFS-PR Beteiligung

MUKOVISZIDOSE
% ((( Mukoviszidose Institut ggmbH
/



Datenqualitat und Transparenz von Registern sicherstellen (1) Q

» die Unabhéangigkeit, Qualitat, VVollstandigkeit und Nachhaltigkeit von
Registern muss gewahrleistet sein

» Bei gesetzlich nicht-verbindlichen Registern > Rechtsrahmen durch
Gesetzgeber notig (Datenschutz, Modelle zur anteiligen Finanzierung
durch Kassen, Leistungserbringerund Hersteller)

» Vollstandige Erfassung aller betroffenen Patienten auf der
Bevolkerungsebene geht nur durch verbindliche Teilnahme der

Leistungserbringer und aktive Beteiligung der Kostentrager (Kopplung der

Registerfuhrung an die Vergiitung)

P P

niyversitit

Wittan/Herdacke

» Bewertung von Registerdaten und Registerfihrung durch Einrichtung einer

Clearing-Stelle nach internationalem Vorbild (z.B. Schweden) ;
Verknupfung mit internationalen Registern anstreben

Register: Anforderungen aus Sicht des Deutschen Netzwerks fir @ @ b

Versorgungsforschung (DNVF)

http://www.tmf- WSt i FOTSCINm il ger
ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=atta Spermimen ey
chment&Command=Core Download&Entryld=11727&Portalld=0

LR

i
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http://www.tmf-ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=attachment&Command=Core_Download&EntryId=11727&PortalId=0
http://www.tmf-ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=attachment&Command=Core_Download&EntryId=11727&PortalId=0
http://www.tmf-ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=attachment&Command=Core_Download&EntryId=11727&PortalId=0
http://www.tmf-ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=attachment&Command=Core_Download&EntryId=11727&PortalId=0
http://www.tmf-ev.de/DesktopModules/Bring2mind/DMX/Download.aspx?Method=attachment&Command=Core_Download&EntryId=11727&PortalId=0

ArzteZeitung@=:...

n Politik Krankheiten Fachbereiche Praxis & Wirtschaft

Sie befinden sich hier: Home » Politik » Arzneimittelpolitik

Arzte Zeitung online, 10.10.2017

Kommentieren (0) 17

Orphan Drugs

GBA-Chef Hecken fordert Neuregelungen

Daten aus der Versorgung mit Orphan Drugs sollen verpflichtend in Registern erfasst

werden.

BERLIN. Eine gesetzliche Neuregelung fur die Nutzenbewertung von Arzneimitteln bei
seltenen Erkrankungen fordert der Vorsitzende des Gemeinsamen Bundesausschusses
(GBA) Professor Josef Hecken. Daten aus der Versorgung mit diesen sogenannten Orphan

Drugs sollen demnach kinftig verpflichtend in Registern gemeldet werden.

Dtsch Arztebl 2017; 114(16): A-783 / B-662 / C-648
Windeler, Jiirgen; Lauterberg, Jorg; Wieseler,
Beate; Sauerland, Stefan
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https://www.aerztezeitung.de/politik_gesellschaft/arzneimi
ttelpolitik/article/944882/orphan-drugs-gba-chef-hecken-
fordert-neuregelungen.html

PATIENTENREGISTER FiR DIE HUTZENBEWERTUNG

Kein Ersatz filr randomisierte Studien

Pationtenregister-Daten sind far die KIEmnung von Ursache-Wirkungs-Zusammenhiangen
urnd somit far die Nutzenbewertung ungeesignet. Ihre sonst unstrittigen Potenzials
arfullen sich nur bei Ausschdpiung anspruchsvoller Qualititsanforderungean.

Jurgen Windeler, Jorg Lautererg, Beate Wissealer, Stefan Sausrand, Stefan Lange
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