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— wie Beratung, Daten und eine Biobank helfen sollen,
die Versorgung von Kindern mit SCID in Deutschland,

Osterreich und der Schweiz zu verbessern

Schwere Kombinierte Immundefekte (SCIDs) sind seltene
angeborene Immunmangelerkrankungen, bei denen zwei
sehr wichtige Saulen der Infektabwehr betroffen sind. Es
fehlt sowohl die zytotoxische Antwort der T-Zellen zur
spezifischen Abtotung virusinfizierter Kérperzellen als auch
die Fahigkeit zur Bildung spezifischer Immunglobuline.

Auch wenn wir alle auf einen baldigen Beginn flr das
Neugeborenenscreening fir Patienten mit SCID hoffen,
werden in Deutschland, Osterreich und der Schweiz der
weit Uberwiegende Teil der Diagnosen fiir diese Erkran-
kung klinisch gestellt. Das heilt, die Kinder kommen in
den ersten Lebensmonaten mit schweren und manchmal
akut lebensbedrohlichen Infektionen in unsere Kliniken.
Wir sprechen hier von einem ,,immunologischen Notfall”
und rasches Handeln ist fiir die betroffenen Kinder lebens-
wichtig. Die Patienten, ihre Familien wie auch die versor-
genden Kliniken werden vor erhebliche Herausforderungen
gestellt. SCID ist eine seltene Erkrankung. Wir rechnen mit
nicht mehr als 10-20 Neudiagnosen im Jahr. In den meisten
behandelnden Kliniken kann es somit keine ,,Routine” fur
die Situation der Erstaufnahme eines Sauglings mit SCID
geben. Mit wenigen Ausnahmen ist momentan die rasche
Durchfiihrung einer Stammzelltransplantation die einzige
etablierte Moglichkeit, Kinder mit SCID dauerhaft zu heilen.
Die Ergebnisse dieser eingreifenden und oft auch geféhrli-
chen Therapie sind in den vergangenen Jahrzehnten stetig
besser geworden. Diese Verbesserungen im Behandlungs-
erfolg beruhen aber nicht zuletzt auf einem immer breiter
und komplexer werdenden Spektrum an therapeutischen
Moglichkeiten (Spenderauswahl, Transplantataufarbeitung,
Chemotherapie/Konditionierung, Therapie von Infektions-
erkrankungen ... ). Ein regelmaRiger wissenschaftlicher Aus-
tausch zwischen Experten aus erfahrenen Kliniken ist un-
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Jorn-Sven Kihl, Leipzig; Karl-Walter Sykora, Hannover

Therapieoptionen zu behalten und die bestmogliche indi-
viduelle Therapieoption zu wahlen.

Beratung ist daher eines der zentralen Anliegen und An-
gebote des Registers ,Therapie Schwerer Kombinierter
Immundefekte”. In diesen ersten Tagen nach Diagnose-
stellung eines SCID gilt es moglichst ohne Zeitverlust alle
diagnostischen und therapeutischen Entscheidungen auf
eine fundierte Basis zu stellen. Das Konzept fiir das Thera-
pieregister entstand aus einer gemeinsamen Initiative der
GPOH (Gesellschaft fiir Padiatrische Onkologie und Hama-
tologie) und der API (Arbeitsgemeinschaft P&diatrische
Immunologie) mit dem Auftrag, die Versorgungsqualitat
fur Kinder mit SCID weiter zu verbessern.

Diesen Auftrag hat eine Gruppe aus sieben erfahrenen
Behandlungszentren in Deutschland (Freiburg, Hannover,
Leipzig, Miinchen, Ulm), Osterreich (Wien) und der
Schweiz (Zurich) angenommen. Jedoch ist das Register
ausdrick- lich offen fiir weitere Zentren, die sich mit ihren
Erfahrungen konzeptionell einbringen mdéchten.

Neben der Beratung gibt es zwei weitere Sdulen, mit denen
das Register dem Ziel der méglichst optimalen Patienten-
versorgung gerecht werden will: eine Daten- und eine
Biobank. In der Datenbank werden Informationen zur Sym-
ptomatik vor der Transplantation, die Transplantationsda-
ten sowie Daten zur Erholung der Blutbildung und des Im-
munsystems nach Transplantation gesammelt.

Durch die wissenschaftliche Auswertung dieser Daten
hoffen wir, die Behandlung zukiinftiger Patienten weiter
verbessern zu konnen. Die in der Biobank asservierten
Blutbestandteile der Patienten (Blutzellen, Serum) kénnen
in wissenschaftlichen Begleitprojekten genutzt werden, um
die Grundkrankheiten und die Ablaufe in den gewahlten
Therapieformen besser zu verstehen und tragen somit eben-
falls zum Ziel der Therapieoptimierung bei.

Unser Register wird von der Kinderkrebsstiftung fur die
kommenden drei Jahre finanziell unterstitzt und wir freuen
uns, Anfang 2018 mit dem Einschluss der ersten Patienten

zu beginnen.
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