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         Disease-Management-Programme f ü r Erwachsene mit  „ Volkskran khe iten “  und Kompete nznetze f ü r 
Kinder und Jugendliche mit seltenen Erkrankungen 
 Disease Management Programs for Adults with Often Diseases and Competence Networks for Children and Adolescents 
with Rare Diseases                      

teilnehmern und Studienteilnehmerinnen durch-
gef ü hrt hat  [15,   16] . Nachfolgend machte es Sinn, 
f ü r Kinder und Jugendliche in Analogie zu den 
Dis ease-Management-Programmen spezielle 
Forschungsprogramme auszuschreiben, wie z.   B. 
f ü r  ü bergewichtige Kinder und Jugendliche. 
Durchgef ü hrt wurden neben einer bundesweiten 
Beob achtungsstudie  [10]  auch interdisziplin ä r 
ausgerichtete Interventionsstudien, die bei Kin-
dern (4- bis 7-j ä hrig) und bei Jugendlichen unter-
schiedlich angelegt sind  [3,   18] . International 
wird bei  ü bergewichtigen Jugendlichen mit 
schlechten Interventionsergebnissen eine medi-
kament ö se Unterst ü tzung gepr ü ft  [22] . Der lang-
fristige Erfolg derartiger Programme bedarf noch 
der Best ä tigung. 
 Disease-Management-Programme, wie sie f ü r 
die sog. Volkskrankheiten des Erwachsenenalters 
konzipiert worden sind, fehlen f ü r die meist sel-
tenen oder sehr seltenen chronischen Erkran-
kungen des Kindes- und Jugendalters. Als echte 
und zukunftsweisende Alternative bieten sich 
die Kompetenznetze an, die bundesweit angelegt 
sind und sich durch ihren Forschungscharakter 
ausweisen. 
 Eine Erkrankung gilt als selten, wenn nicht mehr 
als 5 von 10   000 Einwohnern betroff en sind  [13] . 
Dies sind bei Kindern ungef ä hr 5   000 – 8   000 sel-
tene Erkrankungen, die oft sehr heterogen sind 
und zumeist komplexe Krankheitsbilder darstel-
len. Gemeinsam ist diesen seltenen Erkrankungen 
neben dem chronischen Verlauf die meist einge-
schr ä nkte Lebenserwartung, die Pr ä disposition 
zur Invalidit ä t und die h ä ufi g bereits im Kindes-
alter auftretenden und zum Teil schweren Symp-
tome. Etwa 80    %  dieser seltenen Erkrankungen 
haben eine genetische Grundlage, sodass der 
Krankheitseintritt mehrheitlich nicht von der Le-
bensf ü hrung abh ä ngt. Zunehmend sind innova-
tive Behandlungsoptionen zu pr ü fen, die eine 
m ö glichst genaue Charakterisierung der Erkran-
kung zur Voraussetzung haben. 
 Weiterhin ist die Kosten-Nutzen-Relation immer 
vor dem Hintergrund des jeweiligen Gesund-
heitssystems zu pr ü fen. 
 Entscheidend ist, dass die Studien  –  und das ist 
speziell f ü r die Projekte in den Kompetenznetzen 
zu fordern  –  den aktuellen wissenschaftlichen 
Standards entsprechen  [23]  und dar ü ber hinaus 
 ü ber die entsprechende Bef ü rwortung der ent-
sprechenden Fachgesellschaften verf ü gen, wie 
dies bei seltenen Erkrankungen  ü blich ist  [7] . 
Dies sind Vorbedingungen f ü r die erfolgreiche 
und zeitgerechte Rekrutierung der erforderlichen 
Fallzahlen  [24] . Da diese Situation sich in der Kin-
der- und Jugendmedizin aufgrund der geringen 

 Mit gro ß en Hoff nungen wurden im Jahr 2001 vom 
Deutschen Bundestag die gesetzlichen Grundla-
gen f ü r Disease-Management-Programme be-
schlossen, durch die bei Erwachsenen mit sog. 
Volkskrankheiten die Versorgungsqualit ä t und die 
Wirtschaftlichkeit der Behandlung verbessert 
werden sollten. Grundlage waren sorgf ä ltig er-
stellte Metaanalysen von randomisierten Studien 
bei chronisch kranken Erwachsenen, die eine Re-
duktion in der Hospitalisierung zeigten, wenn 
 diese Patienten von einem erfahrenen und multi-
disziplin ä r zusammengesetzten Team langfristig 
behandelt wurden  [20] .  
 Besonders bei Patienten mit Komorbidit ä ten er-
wiesen sich zus ä tzliche Selbstbehandlungspro-
gramme als geeignet, die gesundheitsbezogene 
Lebensqualit ä t zu verbessern und die Zahl der 
Tage im Krankenhaus zu reduzieren  [21] . Ande-
rerseits belegt die sog. Accor-Studie, die wie ein 
Disease-Management-Programm angelegt wur-
de, dass es nach einer Intervention zu Gunsten 
einer strengeren Stoff wechself ü hrung bei Typ-II-
Diabetikern zu einer geh ä uften Rate von Todes-
f ä llen gekommen ist  [17] .  
 Dieses prim ä r so nicht erwartete Ergebnis, das 
entgegen der ge ä u ß erten Hoff nungen ausgefallen 
ist, erfordert eine kritische Sichtung selbst pro-
spektiv randomisierter Studien  [4] . Hieraus folgt 
aber auch, dass aus kleineren klinischen Studien 
abgeleitete Komponenten f ü r Disease-Manage-
ment-Programme weiterer Evaluationen be-
d ü rfen, wie sie z.   B. in Kompetenznetzwerken 
leicht etabliert werden k ö nnen. 
 Unter den Rahmenbedingungen des deutschen 
Gesundheitssystems wurde am Beispiel des Dia-
betes mellitus fr ü hzeitig erkannt, dass nur einige 
Typ-II-Diabetiker von Programmen profi tierten, 
die besonders auf diese ausgerichtet waren und 
dann mehr kosteten als einsparten  [8] . Deshalb 
wurde die Notwendigkeit zur Evaluation derar-
tiger Programme erkannt und im Sozialgesetz-
buch V obligatorisch vorgeschrieben. Allerdings 
fehlten hierzu konkrete Vorgaben, sodass erst im 
Nachhinein Vorschl ä ge auf der Basis internatio-
naler Erfahrungen erarbeitet wurden  [5] . Alle 
diese Programme waren aufgrund der Erkran-
kungsh ä ufi gkeiten prim ä r f ü r Erwachsene konzi-
piert worden und sind daher aufgrund der alters-
physiologischen Unterschiede nicht a priori  –  bis 
zum Beweis des Gegenteils  –  auf Kinder  ü ber-
tragbar. 
 Stattdessen wurde die bundesweite Studie zur 
Gesundheit von Kindern und Jugendlichen 
 „ KiGGS “  beschlossen, die das Robert Koch-Insti-
tut vom Mai 2003 bis zum Mai 2006 in insgesamt 
167 St ä dten und Gemeinden mit 17   641 Studien-
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Fallzahldichte und der immer diff erenzierteren Diagnostik all-
t ä glich ist, tragen die p ä diatrischen wissenschaftlichen Fachge-
sellschaften eine besondere Verantwortung. 
 Beispielhaft kann hier die Gesellschaft f ü r P ä diatrische Onkolo-
gie und H ä matologie genannt werden, die nicht nur  ü ber mehr 
als 25 Jahre ein personenbezogenes epidemiologisches Register 
aufgebaut hat, sondern auch den Zugang zu diesen Daten unter 
wissenschaftlichen und datenschutzrechtlichen Aspekten sowie 
unter Wahrung der Patienteninteressen im Rahmen ihres funk-
tionierenden Kompetenznetzes festgeschrieben hat  [1]  .
 Schon bei der ersten Ausschreibungsrunde f ü r eine Kompetenz-
netzf ö rderung hat sich die Gesellschaft f ü r P ä diatrische Onkolo-
gie und H ä matologie e.   V. (GPOH) beworben  [12] ; 11 Einzelpro-
jekte zur Grundlagenforschung, vertikalen und horizontalen 
Verkn ü pfung der Behandlung und Nachsorge oder zur Erfassung 
der Lebensqualit ä t bei krebskranken Kindern und Jugendlichen 
sind von 1999 – 2009 mit nachhaltigem Erfolg gef ö rdert worden 
 [2] . Zwischenzeitlich erhalten weitere Projekte mit einer bun-
desweiten Erfassung der in Betracht kommenden Patienten eine 
F ö rderung, wie z.   B. das Register f ü r angeborene Herzfehler 
 [19] . 
 Die Nachhaltigkeit derartiger Forschungsf ö rderungen und der 
Nutzen f ü r die einzelnen Pa tienten lassen sich im Rahmen der 
Therapieoptimierungsstudien erfassen  [9] , selbst wenn es sich 
um sehr seltene Erkrankungen handelt  [25] . Ausgehend von den 
Ergebnissen der bundesweiten Studie zur Gesundheit von Kin-
dern und Jugendlichen  „ KiGGS “   [15,   16] . haben das Bundesminis-
terium f ü r Gesundheit (BMG) und das Bundesministerium f ü r 
Bildung und Forschung (BMBF) gemeinsam mit der Allianz Chro-
nischer Seltener Erkrankungen (ACHSE) am 8. M ä rz 2010 ein 

Nationales Aktionsb ü ndnis f ü r Menschen mit seltenen Erkran-
kungen (NAMSE) ins Leben gerufen  [11,   13,   14] . Dieses Aktions-
b ü ndnis soll dazu beitragen, dass in dem pluralistischen 
Gesundheits system Deutschlands Initiativen geb ü ndelt und ein 
gemeinsames, koordiniertes und zielorientiertes Handeln der 
ma ß geblichen Akteure im Gesundheitswesen auf dem Gebiet 
der seltenen Erkrankungen erm ö glicht wird.  
 Diese Ziele verfolgen seit ihrer Gr ü ndung nat ü rlicherweise auch 
die Deutsche Gesellschaft f ü r Kinder- und Jugendmedizin und 
die unter ihrem Dach vereinig ten anderen wissenschaftlichen 
Fachgesellschaft. 
 Unterst ü tzt werden die Forschungen durch die wissenschaft-
lichen Fachzeitschriften, wie beispielsweise die  Klinische P ä di-
atrie,  da die Forschungsergebnisse allgemein zug ä nglich und 
langfristig verf ü gbar sind. Werden die so mitgeteilten Erkennt-
nisse als relevant eingestuft, wird dies nach allgemeinem Konsens 
an der Zitierung in anderen Publikationen abgelesen. Deshalb 
wird regelm ä  ß ig in der Mitte eines Jahres der sog. Journal Impact 
Factor mitgeteilt, der die gemittelte Zitierungsrate der Artikel ei-
ner Zeitschrift aus einem Zeitraum von 2 Jahren im darauf fol-
genden Jahr darstellt  [26] . Der Impact Factor f ü r die  Klinische P ä -
diatrie  ist seit 2003 kontinuierlich auf 1,862 angestiegen; damit 
belegt die  Klinische P ä diatrie  im internationalen Ranking derzeit 
Platz 31 der 94 von Thomson Reuters gelisteten P ä diatriezeit-
schriften  [6] . 
 Mitverantwortlich f ü r diesen Erfolg ist die gute Vernetzung in-
nerhalb der GPOH. Die getrennte Aufl istung der GPOH-Publika-
tionen (jeweils Heft 3 und Heft 6 eines Jahrgangs) der Jahre 
2005 – 2009 (      ●  ▶      Tab.     1  ) und die H ä ufi gkeit der Zitierungen unter 
Ber ü cksichtigung der Fachspezifi t ä t (      ●  ▶      Abb.     1  ) verdeutlichen 
diesen Eff ekt. Deshalb ist zu erwarten, dass die F ö rderung wei-
terer fl  ä chendeckender Konzepte in der Kinder- und Jugendme-
dizin nicht nur auf das vermehrte Interesse der forschenden 
Fachkollegen f ä llt, sondern vor allem zu einer weiteren Verbes-
serung der Behandlungsqualit ä t f ü hrt. Gest ä rkt wird diese Hoff -
nung durch die Evaluation der Studien, die mit administrativer 
Unterst ü tzung der Erhebungseinheit f ü r seltene p ä diatrische Er-
krankungen in Deutschland (ESPED) durchgef ü hrt worden sind 
 [7] . Inwieweit diese Forschungen langfristig die Kosten-Nutzen-
Relation g ü nstig beeinfl ussen, also die Versorgungsqualit ä t und 
die Wirtschaftlichkeit der Behandlung verbessern, werden un-
abh ä ngige wissenschaftliche Begleituntersuchungen zeigen 
k ö nnen.                      

  Interessenkonfl ikt :         Die Autoren erkl ä ren hiermit, dass kein In-
teressenkonfl ikt besteht.             
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  Abb. 1           Gemittelte Zitierh ä ufi gkeit der Arbeiten von 5 Jahrg ä ngen 
 –  gesondert gelistet sind die Arbeiten der p ä diatrischen Onkologie und 
H ä matologie (Hefte 3 und 6).  
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