Entwicklung und Zukunft der Hamophilie-
Therapie in Homburg —

Perspektive der erwachsenen Patienten

Institut fur Klinische Hamostaseologie und Transfusionsmedizin

@ UKS
Universitatsklinikum
des Saarlandes




. Woher kommen wir?

Entwicklung der Hamophilie-Behandlung In
Homburg



Univ.-Prof.‘)r. mﬂErnst Wenzel

15.02.1935 — 14.02.2004




Univ.-Prof. Dr. med. Ernst Wenzel

*15.02.1935 in Kattowitz (Schlesien), aufgewachsen in Wien, Osterreicher
Studium der Humanmedizin in Wien, 1963 Promotion Dr. med.

JW Goethe-Universitat Frankfurt/Main, WB zum Facharzt Innere Medizin und
Allgemeinmedizin, Zusatzbezeichnung Transfusionsmedizin

1971 Habilitation fur Innere Medizin bei Prof. Breddin, JW Goethe-Universitat
Z/Ammoniumfreisetzung und Fibrinase-Aktivitdt im menschlichen Blut*

1972 Oberarzt an UK der RWTH Aachen, Leiter Med. Poliklinik, Aufbau
zentrales Gerinnungslabor, Projektleiter SFB ,Kinstliche Organe®

1974 - 2000 C3-Professor fur Transfusionsmedizin und Klinische
Hamostaseologie der UdS, Aufbau der Abteilung in der Chirurgischen Klinik
Hamostaseologische Labordiagnostik, stationare und ambulante Behandlung
von Pat. mit Gerinnungsstorungen und Antikoagulanzien-Therapie, Aufbau

Hamophilie-Zentrum, Angiologie/Gefaldsprechstunde, Blutspendedienst



Univ.-Prof. Dr. med. Ernst Wenzel

Forschungsschwerpunkte:

e Thrombophilie, Biochemie der Fibrinbildung: Erstbeschreibung mehrerer
Fibrinogen-Varianten (z. B. Fibrinogen Homburg | — III, VII)

e Gerinnung und Oberflachen, Tests zur Plattchenfunktion, Erfassung
unerwinschter Arzneimittelwirkungen und Praparate-Sicherheit

e >200 Publikationen, >50 Promotionen, 7 Habilitationen, mehrere Cheféarzte

Weitere wissenschaftliche Tatigkeiten:

e 1985 Vorsitzender Deutsche Arbeitsgemeinschaft flr Blutgerinnungsforschung
(Vorlaufer GTH)

* Vorsitzender und Vorstand DGTI, Einsatz fur FA Transfusionsmedizin

e Grundungsmitglied Berufsverband der Dt. Transfusionsmediziner

« Mitglied Arzneimittelkommission der Dt. Arzteschaft

« 1999 Ernst-von-Bergmann-Plakette der BAK fiir Verdienste in der Weiterbildung






ab 1974: Aufbau der Abteilung fur Klinische Hamostaseologie




Institut fur Klinische Hamostaseologie und Transfus lonsmedizin
Gebaude 1 (seit 05/2010)
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Gebaude 1.2, Forschungslabor




Veranderung von Diagnostik und Therapie
von Hamophilie-Patienten in Homburg

Promotionsprojekt (cand. med. Marc Krischik):

* Analyse der Veranderungen von Diagnostik und Therapie
von Hamophilen durch retrospektive Auswertung von

Behandlungsakten
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Typ Faktor VllI-Konzentrate
Hamophilie A

M plasmatizch

B rekombinant

O unbekannt

W bizlang keine Substitution




Wechsel Typ Faktor VIlI-Konzentrate
Hamophilie A




HIV- und HCV-Infektionen
Hamophilie A, n = 108

HIV HCV




1. Was haben wir schon erreicht?

Stand der Hamophilie-Behandlung



Parcent positive

Virale Infektionen bei Hamophilie

Viral infection prevalence: Severe hamophilia
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Lebenserwartung HIV -negativer Hamophiler

100 97%

75

25

Severe
------- Mod/mild
All UK males

0 15 25 35 45 55 65 75 85
Age in years

Darby SC, et al. Blood 2007



Lebenserwartung bei Hamophilie

 Hamophile haben heute in Deutschland eine nahezu normale

Lebenserwartung

* enormer medizinisch-wissenschaftliche Fortschritt und leistungsfahiges

Gesundheitssystem
Mittlere Lebenserwartung von Hamophilien:
 Finnland: 1930 —1939: 7,8 J.; 1970 — 1979 : 25,5 J.
» Korea: 1991 — 2012: 69 J. (mannl. Population 77 J.)
* Niederlande: 1973 —1986: 66 J. (mannl. Population 74 J.)

lkkala E, et al. Br J Haematol 1982
Rosendaal FR, et al. Br J Haematol 1986

Yoo KY, et al. Haemophilia 2014



Behandlungsdaten Hamophilie
Chancen der Telemedizin



Dokumentation Hamophilie-Zentrum

'I.'ITF




Datenbank mit DHR -Schnittstelle

- Entwicklung SQL-Datenbank ,Hamophilie-DB Plus* flr
Hamophilie-Zentren

- Echtbetrieb im Homburg seit 2008

- Unterstutzt durch DHR und pharmazeutische Industrie



,Hamophilie-DB plus“

rr_ Login

User Mustermann
Passwort et ]
o OK

x Abbrechen ‘
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smart medication

smart medication™ Benutzer1d | [sossessens B

Willkommen bei smart medication™
Bitte melden Sie sich an!

Sie erreichen unseren Telefon-Support unter: +49,69. 175 374 480
_ oder senden Sie uns eine eMail an: @ it-m

il |

© 2010-2014 by Rosch & Associates GmbH, Frankfurt am Main. All rights reserved. [mpressum.



smart medication

= Dokumentation Heimselbstbehandlung (On-Demand und Prophylaxe)
»= Blutungsereignisse (mit PZN, Charge, Datum/Uhrzeit, Blutungsort, etc.)
= Patient meldet besondere Ereignisse (z.B. Fotografie einer Blutung, Krankenhausaufenthalt)

= Patient kann Arzt direkt benachrichtigen bzw. kontaktieren (Telefon, SMS)

(rechts) 5, (links)
- Fult {1)
Philipps - Knie {|) GB
Hauptmenii e
Hilfe zur
€ 7
Angaben zur Injektion Einstellungen
Fehltage i

Datum*: 17102013

Behandlungshistorie (1) " | I 3
Uhrzeit*: 16:50 Uhr 4 '

f} Passwort dndern
Kontakte |

/' A

\ *Datum und Uhezeit der durchgefiihmen Behandiung

A~
]

S
b

Einstellungen

)
J 7l Grund der Behandlung:
» @ Besonderes Ereignis Blutungsbehandlung  + 6 App zuriicksetzen
| Andere

Abstand zu Beginn der Blutung:* 4

u ' Medikamentenbestand \-f' 1-; é Impressum

o weniger als 1 Std. = ==
*Zeit die zwischen Blutungsbeginn und der

a Abmelden Blutungsbehandlueng liegt. (@) Suppodt
Praparat. .| [ @ Q) Zuriick

Préparat wahlen... .

Charge: U -



Telemedizin

Unter Einsatz audiovisueller Kommunikationstechnologien -
trotz raumlicher Trennung - z. B. Diagnostik, Konsultation und

medizinische Notfalldienste anbieten.

Arzt beobachtet und beurteilt die medizinischen Daten der
Patienten per Telekommunikation - zum Beispiel Uber das

Internet.

Patient und Arzt kdnnen dabei an unterschiedlichen Orten sein.

www.bmg-bund.de
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Deutsches Hamophilie-Register

- Sammlung therapierelevanter Daten von Hamophilie-Patienten.
- Wissenschaftliche klinische Forschung férdern.

- Optimierte Behandlung fur Hamophilie-Patienten (Dosierung
und Intervalle, Praparate, etc.).

- Ermittlung von optimierten Behandlungsstandards.
- Transparenz, Uberzeugung der Kostentrager.

. Erfillung der Meldepflichten nach § 21 TFG.

www.pei.de
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Ill. Hamophilie -Zentrum am UKS



Haemophilia Comprehensive Care Center
Richtlinie ambulante Behandlung im Krankenhaus nach § 116b SGB V (Hamophilie)

= CCC Hamophilie
® - EHCcc (Stand 11/2014)



European Haemophilia Comprehensive Care Centre
UKS Homburg/Saar

e 60 Patienten mit schwerer / mittelschwerer Hamophilie A
und Hamophilie B, mehr als 20 Patienten mit leichteren
Formen

e Patienten mit anderen schweren Hamostase-Storungen,
z. B. von Willebrand-Syndrom, Faktor V-, VII-, XI-, XlII-

Mangel, erworbene Hemmkaorper-Hamophilie, etc.

« Alle Altersgruppen (,0 — 999



Gebaude 1, 1.2 (Erwachsene, Praparate-Lager,
Daten-Management, Forschungslabor):

Institut fur Klinische Hamostaseologie und
Transfusionsmedizin

Gebaude 9 (Kinder und Jugendliche):
Klinik fur Padiatrische Onkologie und
Hamatologie

Weitere Kliniken und Institute:

Orthopadie und Orthopadische Chirurgie inkl.
Physiotherapie, Innere Medizin (Leber-/ HIV-
Ambulanz), Allgemein- u. Unfall-Chirurgie,
Virologie, Zahnklinik, Nuklearmedizin,...



-
N AN Y O O N0 O | amgngg HIERN

1HEN 0L

uizIpawsuolsnjsuel| n
slBojoase)soweH
SUoSIUIY Jnj INYISU|

g iy DUTLATH -

albojojeweH pun sibojojuQ
aydsiieiped Jnj Yiuipy

sapue|JeeS S3p
WY IUI{SIBlISI8AIuf
Sin

(506 Qo] eyuip
145 “qea) wuiy vay
{6 “qEm) 4

(ZE o) oum

{1opm1- ui- 51w
shapoam snmyy i ush
sapUnE

BIUIT- SO - LY LEED|DE

|JEpE
usBely iy| URLIOMERED
UBLOGEULICMNLT] UeUT

d NE BUNYENY GlE)Em 315

(Bueficsnidney we gj 3



EHCCC Homburg/Saar

» Facharzte (Innere Medizin, Kinder- und Jugendmedizin,

Transfusionsmedizin) mit Zusatzweiterbildung Hamostaseologie

« 24 h Erreichbarkeit an 365 Tagen, 24 h Notfall-Praparatedepot

e Stationare interdisziplinare Versorgung, komplette Labordiagnostik
» Teilnahme am Deutschen Hamophilie-Register (seit 2007)

» Zusatzentgeltvereinbarung / Vertrag mit Kostentragern § 47 AMG

* Behandler-Konferenzen, Teilnahme an klinischen Studien

» Transfusionsmedizin / Hamostaseologie DIN ISO 9001:2008

e Labore akkreditiert DIN 1ISO 15189:2007



European guidelines
for the certification of Haemophilia Centres

e European Haemophilia Treatment Centres (EHTCs) provide local routine care in conjunction with
EHECCE.

e European Haemophilia Comprehensive Care Centres (EHCCCs) provide the highest level of care
and function as tertiary referral centres.

This is to certify that

HAEMO PthiA CENTRE SAARLAND UNIVERSTY HOSP(TAL

is a designated
European Haemophilia Comprehensive Care Centre

for a period of three years.

Date of decision; Howeh ' 2ol4

123 Dk g e Boe o Mo,

Piér Marifiuccio Brian O’Mahony

Mannucci President www.euhanet.org

Philippe de Moerloose
President

Chairperson EHC
EANAD Certification Grou




V. Wo gehen wir hin?

Zukunft der Hamophilie-Behandlung am UKS



Alter werden mit Hamophilie

Um als Hamophiler jederzeit bestmoglich behandelt zu werden, ist ein
solides Wissen uber die eigene Erkrankung wichtig

Basiswissen ber Hamophilie: warum bin ich Gberhaupt
blutungsgefahrdet? Wie ist die Vererbung? Welche Medikamente
stehen zur Verfiugung? ...

Erweitertes Wissen : warum und wo gibt es Hamophilie-Zentren und
wie arbeiten diese? Welche Behandlung kann ich wo und mit welcher

Vorbereitung durchftihren lassen?



Alter werden mit Hamophilie

Alter werdende Patienten mit Hamophilie miissen zu Spezialisten
far Ihre Erkrankung werden

leicht verflgbare Informationen zum Thema ,Alter werden mit
Hamophilie*

Enger Kontakt zu kompetentem Hamophilie-Behandlungszentrum
mit erfahrenen Spezialisten

vollstandiges Erfassen relevanter Gesundheitsinformationen



Gelenkstatus bei Hamophilie
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Figure 2: Pettersson scores across three age categories according to
having stopped or continued prophylaxis. Age categories: 15: <20
years; 25: 2030 years; 35: == 30 years. P-value based on generalised linear
regression model analysis within the age category with adjustment for age
at evaluation.

Nijdam A, et al. Thromb Haemost 2016



Sicherstellung lebenslange optimale Behandlung

e Langfristige Sicherstellung der Behandlungskosten:

ca. 5.000 — 6.000 Patienten mit Hamophilie A in Deutschland

ca. 60 % rekombinant, 40 % plasmatisch

Deutschland ca. 620-(800) Mio. IE Faktor VIII pro Jahr ~ 8 IE Kopf / Jahr
Rumanien 20 Mio. IE Faktor VIII / Jahr ~ 1 IE Kopf / Jahr

Weltweit 8,5 Mrd. € / Jahr fur Hamophilie-Praparate, + 6 % / Jahr



Sicherstellung lebenslange optimale Behandlung

e Langfristige Sicherstellung der Behandlungskosten:
Hamophilie-Zentrum Homburg:

60 Patienten mit schwerer Hamophile A/ B unter Prophylaxe:

70 kg: 2.000 IE x 2,5 x 0,85 € x 52 Wochen = 221.000,- € / Jahr

X 60 = 13,3 Mio. € / Jahr (nur Praparatekosten ohne Komplikationen)
o Teilhabe der Hamophilen am medizinischen Fortschritt

 neue Praparate (HWZ-Verlangerung, s.c., Hemmkorper)



Hamophilie-Zentrum am UKS
Internet-Auftritt

www.uks.eu/haemophilie-zentrum

Vortrage der Hamophilie-Symposien 2007-2016 abrufbar



