
Hämostaseologie 1/2018 © Schattauer 2018

66
Aus Forschung 

und Industrie

In
 V

er
an

tw
or

tu
ng

 d
er

 
Ve

rl
ag

sr
ed

ak
ti

on
 

haemoPRO – Neuer Service 
für Hämophilie-Patienten 
in Heimselbstbehandlung

Die ärztlich kontrollierte Heimselbstbehand-
lung ermöglicht es Patienten mit Hämophilie, 
ein fast normales Leben zu führen und das Ri-
siko von spontanen Blutungen zu minimieren. 
Voraussetzung für eine dauerhaft sichere Be-
handlung ist eine konsequente und korrekte 
Anwendung der Faktor-Konzentrate. Mit dem 
neuen Programm haemoPRO will Biotest je-
nen Betroffenen und/oder deren Angehörigen 
beziehungsweise sonstigen Betreuern die nö-
tige Sicherheit in der Anwendung der Medika-
mente vermitteln. Im Fokus von haemoPRO 
stehen deshalb Maßnahmen, die die korrekte 
Anwendung der Präparate sicherstellen. Das 
Programm ergänzt den ärztlichen Leistungs-
umfang.

Das Programm haemoPRO setzt dort an, 
wo trotz ausführlicher Einweisung durch den 
Arzt Unsicherheiten bei der fachgerechten Ver-
abreichung eines Gerinnungsfaktors auftre-
ten, beispielsweise
•  beim sterilen Arbeiten 
•  kein konkretes Auflösen des Konzentrats 
•  beim Auffinden und Pflegen der Venen 
•  bei der intravenösen Applikation 
• beim Umgang und der korrekten Pflege ei-

nes Portsystems. 

In den Hämophiliezentren werden die Patien-
ten und deren Angehörige auf die Heimselbst-
behandlung vorbereitet und ausführlich ge-
schult, steril zu arbeiten und das Konzentrat 
richtig aufzulösen sowie es intravenös zu ap-
plizieren. Manchen Betroffenen und deren An-
gehörigen bereitet es aber möglicherweise 
dennoch Schwierigkeiten, das im Zentrum si-
cher Gelernte anschließend auch im privaten 
Umfeld umzusetzen. So fällt es Eltern mitunter 
schwer, bei ihrem Kind eine passende Vene für 
die Injektion zu finden. Es kann auch vorkom-
men, dass ältere Patienten aufgrund von Mor-
biditäten nicht in der Lage sind, sich selbst zu 
spritzen. 

Manchmal sind es aber auch körperliche 
Einschränkungen, wie beispielsweise ein Arm-
bruch, welche eine Heimselbstbehandlung vo-
rübergehend unmöglich machen. In solchen 
und ähnlichen Fällen steht der Service von 
haemoPRO grundsätzlich allen Patienten of-
fen, die mit Gerinnungsfaktoren von Biotest in 

den Indikationen Hämophilie A und Hämophi-
lie B behandelt werden. Hierfür muss der be-
handelnde Arzt den Bedarf einer intensivieren-
den Beratung oder Zusatzschulung im häusli-
chen Umfeld des Patienten feststellen. Stimmt 
der Patient nach der Vorstellung des haemo-
PRO-Services durch den Arzt der Teilnahme zu, 
werden in einem persönlichen Gespräch der 
weitere Ablauf und die entsprechenden Maß-
nahmen festgelegt. Nachdem die notwendi-
gen Formulare ausgefüllt worden sind (Anam-
nese, Delegation, Einverständniserklärung 
etc.), vereinbart die Pflegekraft von haemo-
PRO den ersten Termin mit dem Patienten und 
entsprechende Folgetermine. HaemoPRO hält 
den Arzt nach jedem Kontakt auf dem aktuel-
len Stand. Für weiterführende Informationen, 
wenden Sie sich bitte an info@haemopro.de

red.
Quelle: Biotest AG, Heusenstamm

PHILOS würdigt erneut  
Wegbegleiter von 
 Menschen mit Hämophilie

Nach Diagnosestellung einer chronischen Er-
krankung ist im Leben der betroffenen Famili-
en nichts mehr, wie es mal war. Das gilt auch 

für die Hämophilie, die aus medizinischer Sicht 
heute gut behandelbar ist, aber viele psycho-
soziale Herausforderungen mit sich bringt. Um 
Menschen mit Hämophilie und deren Familien 
bei der Bewältigung der Herausforderungen 
zu unterstützen, wird viel unternommen. 
Meist sind es Patientenorganisationen und 
Selbsthilfegruppen, die z. B. Freizeiten organi-
sieren, alltagsnahe Unterstützung anbieten 
oder den Erfahrungsaustausch zwischen Be-
troffenen ermöglichen. Aber auch Hämophilie-
Ärzte machen Angebote, die weit über die me-
dizinische Versorgung hinausgehen. Diese 
Menschen für ihr Engagement auszuzeichnen, 
ihre Aktivitäten finanziell zu unterstützen und 
sichtbar zu machen – das ist das Ziel des PHI-
LOS Förderpreises für Wegbegleiter in der Hä-
mophiliebehandlung, den Bayer zum fünften 
Mal ausgeschrieben hat. 

Insgesamt boten die eingereichten Bewer-
berprojekte wieder ein sehr kreatives Spek-
trum an Angeboten für Hämophilie-Patienten 
aller Altersgruppen. Den Juroren fiel es nicht 
leicht, sich unter den allesamt preiswürdigen 
Projekten für ihre Favoriten zu entscheiden. 
Während die von der Jury gekürten Gewinner 
bis zur Preisverleihung am 21. Februar 2018 in 
Wien ein gut gehütetes Geheimnis bleiben sol-
len, stehen andere Sieger schon fest: 

So stimmten die Besucher der PHILOS-
Website bereits im September 2016 per On-
line-Wahl über ihren Publikumsfavoriten ab. 
Die meisten Stimmen erhielt das DHG-Projekt 
„Eltern-Kind-Wochenende auf Burg Raben-
eck“, das mit einem Preisgeld in Höhe von 
2 500 Euro gefördert wird. 

Keine Verlierer, sondern nur Gewinner gab 
es auch in der Preiskategorie PHILOS-Familie. 

Neun Familien mit 22 
Kindern durften im 
 August am PHILOS Fa-
mily Day teilnehmenFo
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Neun Familien mit 22 Kindern durften im Au-
gust am PHILOS Family Day teilnehmen und 
erlebten eine tolle Zeit für die ganze Familie – 
mit Erfahrungsaustausch, interessanten Vor-
trägen und Referenten. Während sich die Er-
wachsenen im Workshop unter der Leitung 
von Sozialpsychologin Carola Kindermann 
über ihre alltäglichen Erfahrungen mit der Hä-
mophilie austauschten, gab es für die kleinen 
und größeren Kinder ein maßgeschneidertes 
Betreuungsprogramm: Mit den Jugendlichen 
sprach Dr. Christoph Königs über neue Thera-
pien und das Erwachsenwerden mit Hämophi-
lie. Und nebenan bastelten und malten die 
Kleinen, verkleidet und geschmückt wie Klei-
ner Bär, der tapfere Indianer aus dem gleich-
namigen Kinderbuch, das Kindern mit Hämo-
philie ihre Erkrankung erklärt. Am Ende des Ta-
ges waren sich alle Teilnehmer einig: Das bun-
te Programm hatte für jeden etwas zu bieten. 
Im Gepäck nahmen die Familien viele neue 
Eindrücke, Perspektiven und Kontakte zu an-
deren betroffenen Familien mit nach Hause.

red.
Quelle: Bayer AG, Leverkusen

FDA erteilt US-Zulassung 
für Emicizumab bei 
Hämophilie  A

Die US-Zulassungsbehörde FDA hat mit Emici-
zumab erstmals einen monoklonalen, bispezi-
fischen Antikörper für die prophylaktische The-
rapie bei Menschen mit Hämophilie A und In-
hibitoren gegen den Gerinnungsfaktor VIII 
(FVIII) zugelassen. In zwei der größten klini-
schen Zulassungsstudien bei Hämophilie A 
führte Emicizumab bei einmal wöchentlicher 
subkutaner Applikation zu deutlich weniger 
Blutungen – sowohl bei Erwachsenen und Ju-
gendlichen als auch bei Kindern (Oldenburg J 
et al. N Engl J Med. 2017; 377: 809–18). 

Mit der Zulassung von Emicizumab in den 
USA erhält ein völlig neuer Behandlungsan-
satz Einzug in die Therapie von Menschen mit 
Hämophilie A. Er unterscheidet sich grundle-
gend von der Strategie der Substitutionsthera-
pie mit Faktor-VIII-Präparaten. Als monoklona-
ler, bispezifischer Antikörper ahmt Emicizumab 
die Funktion von FVIII nach: Er bindet sowohl 

an Gerinnungsfaktor IXa als auch an Gerin-
nungsfaktor X und stellt in der Folge die nor-
male Blutgerinnung weitgehend wieder her. 
Ein wesentlicher Vorteil ist, dass die Wirkung 
von Emicizumab bei vorhandenen Inhibitoren 
gegen FVIII nicht beeinträchtigt wird.

In der zulassungsrelevanten Phase-III-Stu-
die HAVEN 1 war die jährliche Blutungsrate 
bei Erwachsenen und Jugendlichen (≥ 12 Jah-
re) mit Hämophilie A und Hemmkörpern gegen 
FVIII unter einer prophylaktischen Therapie mit 
Emicizumab (einmal wöchentlich subkutan) 
um 87% geringer als ohne prophylaktische 
Therapie, wobei in beiden Studienarmen Blu-
tungen bedarfsabhängig mit Bypass-Medika-
menten behandelt wurden (relatives Risiko 
[RR] 0,13; p < 0,001; Beobachtungszeitraum 
median 29,5 Wochen). Der Anteil der Patien-
ten ohne Blutungsereignisse lag unter Emici-
zumab nach mindestens 24 Wochen bei 
62,9% – gegenüber 5,6% im Kontrollarm. 

Auch bei Kindern (< 12 Jahre) mit Hämo-
philie A und Hemmkörpern gegen FVIII bestä-
tigte sich die Wirksamkeit der prophylakti-
schen Behandlung mit Emicizumab. Bei 87% 
der Teilnehmer wurden keine behandelten Blu-
tungen erfasst (95% KI: 66,4; 97,2) – so die Er-
gebnisse einer Interimsanalyse der Phase-III-
Studie HAVEN 2 vom Juli 2017 (Young G, Oral 
Communication Session, OC 24.1, Hemorrha-
gic Disorders: Pediatric Aspects, 10.07.2017, 
ISTH 2017). Eine Intrapatientenanalyse (n = 
13) der Studie zeigt zudem: Bei Kindern, die 
zuvor mit einem Bypass-Medikament (entwe-
der bedarfsabhängig oder prophylaktisch) be-
handelt worden waren, verringerte Emicizu-
mab die Anzahl behandelter Blutungen kli-
nisch relevant um 99% (RR 0,01; 95% KI: 
0,004; 0,044).

Zu den häufigsten unerwünschten Ereig-
nissen, die bei ≥ 10% der Teilnehmer in beiden 
Studien unter Emicizumab auftraten, zählten 
Reaktionen an der Einstichstelle, Kopfschmerz 
und Arthralgie. Die Daten aus den Phase-III-
Studien HAVEN 1 und HAVEN 2 werden ge-
genwärtig in einem beschleunigten Verfahren 
von der Europäischen Arzneimittelbehörde 
EMA geprüft. 

red.
Quelle: Roche Pharma AG, Grenzach-Wyhlen 

Anagrelid Zentiva® bei 
essenzieller  Thrombozyt -
hämie 

Anagrelid Zentiva® steht Risikopatienten zur 
Verfügung, die an einer essenziellen Thrombo-
zythämie leiden und ihre bisherige Behandlung 
nicht vertragen oder deren erhöhte Thrombozy-
tenwerte durch ihre derzeitige Therapie nicht 
auf ein akzeptables Maß gesenkt werden kann. 
Als Risikopatienten werden Patienten angese-
hen, die > 60 Jahre alt sind, einen Thrombozy-
tenwert > 1 000 × 109/l oder thrombohämor-
rhagische Ereignisse in der Anamnese haben.

Anagrelid Zentiva® wird in der pharmako-
logischen Therapie von Thrombozytosen ange-
wendet. Der Wirkstoff zählt zur Gruppe der 
Imidazolidinverbindungen und verringert die 
Anzahl der im Knochenmark gebildeten Blut-
plättchen. Das wiederum führt zu einer deutli-
chen Verringerung der im Blut zirkulierenden 
Thrombozyten. Anagrelid Zentiva® ist als Hart-
kapsel in der Wirkstärke 0,5 mg verfügbar. Das 
Produkt ist eine generische Alternative zu Xa-
grid® von Shire, bioäquivalent und indikati-
onsgleich. Anagrelid Zentiva® ist ab dem 1. 
Dezember bei den ausschreibenden Kranken-
kassen AOK Rheinland/Hamburg, AOK Nieder-
sachsen, AOK Rheinland-Pfalz/Saarland, AOK 
Bremen/Bremerhaven, DAK Gesundheit, GWQ 
und IKK classic rabattiert und kann ab sofort 
unter der Telefonnummer 030/25753125 bei 
Zentiva direkt bestellt werden.

Eine Behandlung mit Anagrelid Zentiva® 
sollte nur dann initiiert werden, wenn der Pa-
tient Anzeichen für ein Fortschreiten der 
Krankheit zeigt oder an Thrombose leidet. Nut-
zen und Risiken der Anagrelid-Therapie sowie 
die Indikation für die Fortsetzung der Behand-
lung müssen regelmäßig evaluiert werden.

Die Therapie erfordert eine enge klinische 
Überwachung des Patienten einschließlich voll-
ständigem Blutbildes (Hämoglobin und Leuko-
zyten- und Thrombozytenwerte) und Tests zur 
Bewertung der Leberfunktion (ALT und AST) 
und der Nierenfunktion (Serumkreatinin und 
Harnstoff) sowie der Elektrolyte (Kalium, Mag-
nesium und Kalzium). Weitere Informationen zu 
Anagrelid Zentiva® sind im DocCheck-ge-
schützten Bereich unter www.zentiva.de bzw. 
telefonisch unter Tel.: 030/25753125 erhältlich. 

red.
Quelle: Sanofi-Aventis Deutschland GmbH, Frankfurt 
am Main
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Erste rekombinante 
 Therapie für VWS-Patienten 
kurz vor Zulassung

Für Patienten mit der weltweit häufigsten Hä-
mostasesstörung gibt es bald eine neue Thera-
pieoption: Das erste rekombinante Protein-
Präparat zur Behandlung des Von-Willebrand-
Syndroms (VWS) wird nach den USA in Kürze 
auch in Europa zugelassen. 

Rekombinante Präparate stehen für die er-
folgreiche Behandlung der Hämophilie zur Ver-
fügung. Die gentechnisch hergestellten Medi-
kamente zeichnen sich dadurch aus, dass sie 
nicht aus Blut oder Plasma gewonnen werden 
und so das Risiko einer Übertragung von 
Krankheitserregern minimieren. Nun gibt es 
erstmals auch für das VWS ein rekombinantes 
Proteinpräparat: BAX 111 wurde in den USA 
bereits zugelassen. Für Europa wird mit einer 
Zulassung bis Mitte 2018 gerechnet.

Genau wie plasmabasierte Medikamente 
ersetzt das rekombinante Präparat den Von-

Willebrand-Faktor (VWF), der bei betroffenen 
Patienten entweder gar nicht oder in unzurei-
chenden Mengen gebildet wird. Anders als die 
Standardtherapie zielt BAX 111 jedoch direkt 
auf die Dysfunktion des VWF ab und ist frei 
von Faktor VIII. Dieser an der Blutgerinnungs-
kaskade maßgeblich beteiligte Faktor wird 
stattdessen auf natürliche Weise im Körper 
wiederhergestellt (VONVENDI Prescribing In-
formation. https://www.fda.gov/biolo
gicsbloodvaccines/bloodbloodproducts/appro-
vedproducts/licensedproductsblas/fractiona-
tedplasmaproducts/ucm473207.htm). Das sei 
von großem Vorteil, da sich von außen zuge-
führter FVIII im Blut kumulieren und zu gefähr-
lichen Blutgerinnseln führen könne, erläuterte 
Prof. Peter Turecek von Shire im Rahmen eines 
Pressegesprächs. „Da beide Faktoren, VWF 
und FVIII, nun separat voneinander verab-
reicht werden können, wird die Therapiesteue-
rung erleichtert und die Behandlung in stärke-
rem Maße individualisierbar“, so der Hämo-
staseologie-Experte. 

Die Zulassung in den USA basierte auf po-
sitiven Ergebnissen einer multizentrischen, kli-
nischen Phase-III-Studie. Da ausnahmslos alle 
Studienteilnehmer über die erfolgreiche Be-
handlung von Blutungsepisoden berichteten, 
wurde der primäre Endpunkt „ Wirksamkeit“ 
mühelos erreicht. Zudem konnten 81,8% der 
Blutungen mit einer einzigen Infusion gestillt 
werden, und die Therapie wurde gut vertra-
gen. Ein weiteres Ergebnis: Die mittlere Halb-
wertszeit von BAX111 betrug 21,9 Stunden 
und liegt damit über plasmabasierten pdVWF-
Präparaten (12,8 bis 15,8 Std) (Gill JC et al. 
Blood 2015; 126: 2038–46). „Das pharmako-
genetische Profil von BAX 111 ist wahrschein-
lich der Grund, warum Patienten weniger 
VWF-Infusionen benötigen als bei pdVWF-
Konzentraten“, erläuterte Turecek. Gerade für 
Patienten, die sich mehrmals pro Woche einen 
VWF zur Prophylaxe spritzen müssten, sei dies 
ein entscheidender Therapievorteil. 

Beatrice Hamberger, Hamburg
Quelle: Pressekonferenz im Rahmen des 48. Hambur-
ger Hämophilie-Symposiums am 10 November 2017, 
Hamburg; Veranstalter: Shire GmbH, Berlin
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