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         Meilensteine der Gesundheitspolitik und seltene Erkrankungen 
 Milestones of Health Policy and Rare Diseases                                   

des jeweiligen Klinikums aufgestockt worden 
ware. 

  ▶    Das neugegr ü ndete Institut f ü r Qualit ä t und 
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen 
(IQWiG)  [17]  hat im Jahr 2009 die kinderonko-
logische Behandlung in Deutschland umfas-
send evaluiert und die Versorgungsqualit ä t in 
Bezug auf das  Ü berleben als sehr gut bezeich-
net; Indikatoren f ü r die Struktur- und Prozess-
qualit ä t w ü rden jedoch dringend ben ö tigt 
 [18] . Der Verzicht auf die Finanzierung von 
Leistungen  ü ber Drittmittel, die der direkten 
Versorgung krebskranker Kinder dienen, ist 
Gegenstand aktueller Verhandlungen mit dem 
Bundesministerium f ü r Gesundheit.   

 Desungeachtet enth ä lt die Vorausschau auf das 
neue Jahrzehnt erhebliche Imponderabilien: 
 Die Zahl patentgesch ü tzter Neuentwicklungen 
zur zielgerichteten Therapie von Krebserkran-
kungen nimmt in den letzten Jahren deutlich zu, 
wodurch mit zus ä tzlichen Kosten f ü r das Ge-
sundheitssystem zu rechnen ist. Diese neuen und 
neuartigen Pr ä parate bed ü rfen der sorgf ä ltigen 
Pr ü fung hinsichtlich ihrer Wirksamkeit, Vertr ä g-
lichkeit und Effi  zienz. Bei krebskranken Kindern 
und Jugendlichen ergeben sich in Anbetracht der 
erfreulich hohen Heilungsraten einerseits und 
der niedrigen Fallzahlen andererseits sowie der 
gesetzlichen Rahmenbedingungen schwere und 
un ü berwindlich erscheinende Hindernisse 
 [5,   7,   10,   19,   24,   33] . Gleiches gilt f ü r die translatio-
nale Forschung mit der Herstellung neuartiger 
Therapeutika, die in der Onkologie oder H ä mato-
logie durch die Modifi kation patienteneigenen 
Materials zunehmend die hochgesteckten Pr ä -
missen einer individualisierten Therapie erf ü llt 
 [12] . 
 Die Verleihung des Leibniz-Preises der Deutschen 
Forschungsgemeinschaft am 15.3.2010 an Herrn 
Professor Christoph Klein, Hannover, u.a. zur Be-
handlung des Wiskott-Aldrich-Syndroms mittels 
gentherapeutisch modifi zierter autologer Blut-
stammzellen ist das weit herausragende Beispiel 
f ü r die gelungene  Ü berwindung aller Hindernisse 
f ü r ein innovatives Behandlungskonzept bei einer 
sehr seltenen Erkrankung  [4] , wozu die Gesell-
schaft f ü r P ä diatrische Onkologie und H ä mato-
logie dem Kind-Philipp-Preistr ä ger von 2006 
herzlich gratuliert  [21] ; damals sind seine For-

 Die Behandlung von Patienten unterliegt ent-
sprechend dem wissenschaftlichen Fortschritt 
einem stetigen Wandel, von dem Kinder mit on-
kologischen und h ä matologischen Erkrankungen 
in ganz besonderer Weise durch die kooperativen, 
interdisziplin ä ren und multizentrischen Therapie-
optimierungsstudien profi tiert haben  [5] . Dies 
setzt auch bei den kooperierenden Fachdiszipli-
nen die Bereitstellung der erforderlichen Res-
sourcen voraus  [3] . Es  ü berleben nicht nur zu-
nehmend mehr Patienten durch eine an das indi-
viduelle R ü ckfallrisiko adaptierte Therapie, son-
dern die Modalit ä ten f ü r ein krankheitsfreies 
Langzeit ü berleben und die Normalisierung der 
gesundheitsbezogenen Lebensqualit ä t sind In-
halte weiterf ü hrender klinischer Forschung 
 [7,   25] .  Ü ber Jahrzehnte haben sich hierbei Struk-
turen f ü r die klinische Forschung etabliert, die 
wesentlich durch begutachtete Drittmittel oder 
Spenden fi nanziert sind  [6,   16,   22,   27] . Im zur ü ck-
liegenden Jahrzehnt sind die Rahmenbedin-
gungen durch die Gesetzgebung direkt oder indi-
rekt durch die Schaff ung neuer Strukturen gra-
vierend ge ä ndert worden, wie vier Hinweise be-
legen:   
  ▶    Die anhaltend defi zit ä re Finanzlage der ge-

setzlichen Krankenkassen hat im Jahr 2002 
zur Einf ü hrung eines neuen Verfahrens zur Fi-
nanzierung der station ä ren Behandlungen 
und der Krankenh ä user veranlasst  [1,   11] . 
Nach dem Vorbild anderer L ä nder wird durch 
einheitliche Fallpauschalen eine leistungsbe-
zogene Verg ü tung ohne Wettbewerbsverzer-
rungen in einem mehrj ä hrigen Angleichungs-
prozess angestrebt  [23] . Da dieses G-DRG-Sys-
tem als selbstlernend konzipiert ist, unterliegt 
es einem immerw ä hrenden Anpassungspro-
zess. 

  ▶    Mit der 12. Novelle des Arzneimittelgesetzes 
ist 2004 die EU-Richtlinie zur  „ Good Clinical 
Practice “  umgesetzt worden, die f ü r Therapie-
optimierungsstudien die gleichen systema-
tischen Wirksamkeits- und Unbedenklich-
keitspr ü fungen wie f ü r neu zuzulassende Me-
dikamente vorschreibt  [31,   33] . 

  ▶    Um in Deutschland fl  ä chendeckend eine hoch-
wertige Versorgung f ü r kinderonkologische 
Erkrankungen sicherzustellen, sind 2006 
durch die Gremien des Gemeinsamen Bundes-
ausschusses Ma ß nahmen zur Qualit ä tssiche-
rung beschlossen und entsprechend der vor-
gegebenen Meilensteine kontinuierlich umge-
setzt worden [ 30 ]   *   . Dies hat zu einer weiteren 
Zentralisierung der kinderonkologischen Be-
handlung gef ü hrt, ohne dass entsprechend 
der zus ä tzlichen Leistungen das Budget 

    *        Vereinbarung des Gemeinsamen Bundesausschusses 
 ü ber Ma ß nahmen zur Qualit ä tssicherung f ü r die sta-
tion ä re Versorgung von Kindern und Jugendlichen mit 
h ä mato-onkologischen Krankheiten gem ä  ß   §  137 Abs. 1, 
Satz 3 Nr. 2 SGB V f ü r nach  §  108 SGB V zugelassenen 
Krankenh ä user (Vereinbarung zur Kinderonkologie) vom 
16. Mai 2006, In-Kraft-Treten am 1. Januar 2007.   
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schungen zur schweren angeborenen Neutropenie (Kostmann 
disease), einer gleichfalls sehr seltenen Erkrankung, ausgezeich-
net worden  [20] . 
 Die erfolgreiche Behandlung des Wiskott-Aldrich-Syndrom als 
monogenetischer Erkrankung stellt ebenso wie eine unheilbare 
Krebserkrankung, bei der alle erfolgversprechenden Therapie-
ma ß nahmen versagt haben, eine Schwarz-Wei ß -Situation dar, 
da es leicht zu  ü berpr ü fende Wirksamkeitskriterien gibt und die 
Lebenserwartung ohne kurative Therapie  ü berschaubar ist; in-
sofern l ä sst sich die Kausalit ä t der durchgef ü hrten neuen Thera-
pie f ü r die verl ä ngerte Lebenserwartung ohne den geringsten 
Restzweifel eindeutig belegen. Sehr viel schwieriger ist die Be-
weisf ü hrung bei seltenen Erkrankungen, die multifaktoriell be-
dingt sind und nicht zu einer stark verk ü rzten Lebenserwartung, 
aber m ö glicherweise lebensl ä nglichen Beeintr ä chtigung f ü hren. 
 Hier stimmen 3 Entwicklungen hoff nungsvoll:   
  ▶    Anl ä sslich des Tages f ü r die seltene Erkrankung ist am 

28.2.2010 der Eva-Luise-K ö hler-Forschungspreis an Frau Dr. 
Karin Jurkat-Rott und Herrn Dr. Marc-Andr é  Weber f ü r ihren 
innovativen Therapieansatz zur Behandlung von Patienten 
mit hypokali ä mischer periodischer Paralyse verliehen wor-
den  [28] . 

  ▶    Das Bundesgesundheitsministerium hat k ü rzlich ein Aktions-
b ü ndnis f ü r Menschen mit seltenen Erkrankungen (NAMSE 
bzw. ACHSE) vorgestellt, das ein gemeinsames, koordiniertes 
und zielorientiertes Handeln der ma ß geblichen Akteure im 
deutschen Gesundheitswesen erm ö glichen soll  [26,   28,   32] . 

  ▶    Die Europ ä ische Kommission hat ihren Mitgliedstaaten emp-
fohlen, bis sp ä testens 2   013 nationale Aktionspl ä ne f ü r Men-
schen mit seltenen Erkrankungen zu erstellen  [8] .   

 Zur Realisierung der Pl ä ne bedarf es der langfristigen Bereitstel-
lung entsprechender Ressourcen, die unter Ber ü cksichtigung 
von einheitlichen,  ü berpr ü fbaren und regelm ä  ß ig zu kontrollie-
renden Qualit ä tskriterien einzuwerben sind. Hierbei ist zuvor-
derst der verf ü gbare Sachverstand einzubringen, wie er beispiel-
haft in der Arbeitsgemeinschaft der Wissenschaftlichen Medizi-
nischen Fachgesellschaften geb ü ndelt ist  [2] . Weiterhin sind bio-
metrische Verfahren zu propagieren, die als Alternativen zu 
randomisierten Pr ü fungen, die aufgrund zu geringer Patienten-
zahlen nicht durchf ü hrbar sind, akzeptiert werden  [10,   24] . Zu 
denken ist hier an die Defi nition von Patienten mit besonders 
guter und besonders schlechter Prognose, um selektiv an klei-
nen Patientengruppen die Vorz ü ge neuer Therapiema ß nahmen 
rational und rationell zu  ü berpr ü fen. Dies setzt die Defi nition 
von allgemein anerkannten Risikofaktoren und prospektiv ange-
legte klinische Register voraus, deren Nutzen belegt ist, aber de-
ren langfristige Finanzierung einer L ö sung bedarf  [15] . Um die 
pathogenetischen Ursachen untersuchen und die biometrisch 
gesicherte Wirksamkeit molekularbiologisch nachvollziehen zu 
k ö nnen, sind entsprechende Biomaterialbanken anzulegen, die 
erst durch die Kooperation mit entsprechenden diagnosebezo-
genen klinischen Registern ihren besonderen Wert erfahren  [9] . 
Dar ü ber hinaus gilt es, die Kooperation mit nahe verwandten 
Fachdisziplinen wie der p ä diatrischen Immunologie  [14]  und 
der p ä diatrischen H ä mostaseolgie  [13]  zu vertiefen, wof ü r der 
diesj ä hrige Leibniz-Preis f ü r Medizin das herausragende Beispiel 
ist. 
 Wie gro ß  der Bedarf f ü r einheitliche Dokumentationen ist, wird 
beispielhaft an der Metaanalyse zur Thrombose der Aorta bei 
Neugeborenen (s. S. 134 – 139) sichtbar. Die Recherche der eng-
lischsprachigen Literatur  ü ber 20 Jahre erbrachte insgesamt nur 
38 informative Ver ö ff entlichungen, die insgesamt nur zu 148 Pa-

tienten berichten; bei 68 Patienten fehlt die Angabe des Ge-
schlechts bzw. bei 32 Patienten die Angabe des Geburtsgewichts. 
Auch wenn die Bildgebung zum Nachweis der Thrombose in je-
dem Einzelfall dokumentiert ist, bleiben bei dieser Datenlage 
gewisse Zweifel hinsichtlich der Vollst ä ndigkeit m ö glicher oder 
sicherer Risikofaktoren bzw. der H ä ufi gkeit und Schwere von 
Sp ä tfolgen. Trotzdem haben die Autoren in verdienstvoller Wei-
se einen diagnostisch-therapeutischen Algorithmus erstellt, da 
unbehandelt schwere Thrombosen der Aorta zu einer erheb-
lichen Morbidit ä t f ü hren k ö nnen und die thrombolytische The-
rapie selbst aber als potenziell riskant einzustufen ist. 
 Trotz der kleinen Fallzahl gelingt es somit, Empfehlungen auch 
f ü r seltene gutartige Erkrankungen zu erarbeiten, die wie zum 
Beispiel bei seltenen Krebserkrankungen des Kindes- und Ju-
gendalters zu einer starken Zunahme der  Ü berlebensraten ge-
f ü hrt haben  [5,   7,   29] . Dies ist wesentlich erleichtert, wenn Ko-
operationen mit optimal funktionierenden epidemiologischen 
Registern m ö glich sind  [7,   19] . 
 In Anbetracht der knappen Ressourcen im Gesundheitswesen 
sind rational begr ü ndete Therapien in m ö glichst rationeller 
Weise auch bei seltenen Erkrankungen zu pr ü fen, wozu das vor-
liegende Heft in Sinne der Bestandsaufnahme unterschiedlicher 
Erkrankungen mit onkologischem, h ä matologischem oder h ä -
mastaseologischem Hintergrund einen Beitrag liefern will.       
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