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Minchen

Situation in Deutschland 2019 Mitbringsel unserer Migranten
* Kein Sichelzell - Neugeborenen-Screening - HbC West-Afrika (Karibik, N+S Amerika)
+ Padiatrische Betreuung ausreichend in einigen * HbD Mittelmeer-Raum

gréReren Kliniken « Hb E SO-Asien
* Unzureichende Betr(euung erwachsener + HbLepore Siid-Europa

Sichelzellpatienten (einige wenige . = .

Ausranmer)
* Anzahl der Patienten gestiegen durch :nl;ttﬁao:{én 'l'('a:i’éi?(s N +SI-A?nr2§ika)

Migration ur_Id fehlende Prévention ’ ’

(pranatale Diagnostik) L - B Thal bstl. Mittelmeer bis SO-Asien
* Krankheitsverlauf und Sterblichkeit

abhingig von Qualitit der Betreuung « o Thal ostl. Mittelmeer bis SO-Asien, Afrika

Hiufigkeit der Triigerschaft fiir HbS, HbC bzw.
[ FORMEN DER SICHELZELLKRANKHEIT ] ‘ Thal bei Einwanderern in Deutschland
Alte Namen Neue Namen [Herkunft  |HbS  [HbC _ [BThal  Jo° o+ [HbE |
P . Tiirkei 2-3% 2-3% 23%  2-3%
R Sichelzellkrankheit SS Siid-Ost- 15-20 % 5-13%
. I P . o Tiirkei
+ Sichelthalassdmie Sichelzellkrankheit SR°Thal Er———Te % oon amm
Sichelzellkrankheit SR+Thal R T e TS 5%
« HbSC-Erkrankung  Sichelzellkrankheit SC (Cialien)
) . Mittlerer 2-5% 3-5% 2-3% 2-3
* HbSD-Erkrankung *Sichelzellkrankheit SD O:tel?mord- %
Afrika
» HbSLepore-Erkr. Sichelzellkrankheit SLepore Iran <1% 5_10% 2-3% 2.3%
* HbSOArab-Erkr. *Sichelzellkrankheit SOArab West-und 20-40 % <0.1% 0%  30%
Zentralafrika
* HbSE-Erkrankung Sichelzellkrankheit SE West_Aftika 0-30%  <01% 0% 30%
Heterozygote Trager des HbS-Gens (HbS 35-45%) sind durch die
Tragerschaft nicht krank, haben dadurch keine Andmie, keine Afghanistan 5% ? ?
Schmerzkrisen, keine GefaRverschliisse. Siid-Ost-Asien 5-10% 530% 530  20-
70%




10.09.2019

Hamoglobin A, (azp;)

Hiémoglobin S (a28S2)
NH,

Ham- (Porphyrin)

NH,” coo

-globin (Protein)

Alpha Thalassamie in Afrika

* 30% aller Menschen aus dem sub-saharischen
Afrika haben eine alpha Thalassamie

* Wer eine alpha-Thalassamie hat, hat zu kleine rote
Blutkdrperchen

+ Die afrikanische Form der alpha-Thal (alpha+ Thal)
ist ungefahrlich — es kénnen dadurch keine kranken
Kinder geboren werden

* Nur in SO-Asien, dem Mittleren Osten und im
Mittelmeerraum gibt es die alpha® Thal. Wenn beide
Eltern eine alpha® thal haben, kann das Kind im
Uterus sterben; deshalb Pranatale Diagnostik

Anzahl von Sichelzellpatienten weltweit

Grundregel fiir Sichelzellpatienten

+ Afrika genaue Zahlen unbekannt

+ USA ca.100 000 (280 Mill. Einwohner)
» Frankreich ca. 20000 ( 60 Mill. Einwohner)
+ England ca. 20000 ( 50 Mill. Einwohner)
+ Niederlande >800 ( 16 Mill. Einwohner)
+ Belgien >700 ( 10 Mill. Einwohner)

* In Deutschland (2018 83 Mill Einwohner)
vermutlich ca. 3000 Sichelzellpatienten, Tendenz
steigend durch Fliichtlinge aus Syrien, Irak und Zentralafrika und
durch Geburten von Kindern deren Eltern
nichts wissen (wollen) tiber ihren
Tragerstatus

» Jeder Sichelzellpatient (bzw. Eltern) mufl
wissen, welche Form der Sichelzellkrankheit
er/sie hat (HbSS, HbSC, HbSD HbSR+Thal,
HbSR°Thal, HbSLepore, HbSOArab)

» Alle Sichelzellpatienten bzw. die Eltern sollten
die Basis-Information liber ihre Krankheit
kennen: was bedeutet ,,Sichelzellkrankheit* ?
Was ist das Hamoglobin? Wie kommt es zu
einer Schmerzkrise? usw.....

Grundregel fiir Sichelzellpatienten

» Die genaue Diagnose (und wichtige Arztbriefe)
sollte jeder schriftlich in seinen Unterlagen
haben

* Jeder Sichelzellpatient muB aufgeklart sein liber
die Besonderheiten seiner Form der Krankheit

» Jeder Sichelzellpatient (bzw. Eltern) sollte
Familie, Freunde und Bekannte der gleichen
Herkunft tiber die Erkrankung informieren und
zum Testen auf Tragerschaft auffordern

Erythrozyt mit
> 50% HbS
Potentielle
+Endotheladhésly Sichelzelle”
P
PHT
[ organschaden | | schmerzkrisen | Anémie /' Gallensteine
Markhyperplasie
NS Milz
Lunge l

Knochen —
Retina Infektar:fallfgken
Leber lebenslénglich

X Pneumokokken
Uro-genital H. Influenzae

Herz Salmonellen
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ERSTDIAGNOSE EINER
SICHELZELLKRANKHEIT

in USA, England,
Frankreich, Belgien,
Niederlande

* Neugeborenen
-Screening

allgemein bzw gerichtet

z.z. wird in Deutschland uber
Einfihrung des NN-
Screenings beraten

in Deutschland

Zufall

zufallig Andmie entdeckt
unklare Schmerzepisoden
Milzsequestration
Pneumokokkensepsis
sonstige Komplikation

(z. B. ZNS-Infarkt, Osteo-
myelitis)

Dx: Hb-Analyse in
kompetentem Labor
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| PROPHYLAXE ]

Sekundare Prophylaxe
* Neugeborenenscreening

* Penizillin u.
Pneumokokken-Impfung

. Grippe-lmpfung ab 6. Lebensmonat
* Milz-Palpation durch Ettern von

Primére Prophylaxe

« Screening aller Frauen
im gebarfahigen Alter
aus Risikolandern

* Préanatale Diagnostik

(Chorionzottenbiopsie Kieinkindern

10.-12. SSW) + Hydroxycarbamid (sikios,
Praimplantations- Syrea, Litalir)

diagnostik (USA, F, « TCDS

NL,B, Turkei, England + Chron. Transfusionen (bei pathol. TCDS)
D'?’) ! ! ’ . \ézgr;\glifeerar;/gon Unterkiihlung, Alkohol, Rauchen,

Trans-Cranielle Doppler-Sonographie

* Alle HbSS, HbSD —und HbSR°Thal
Patienten zwischen 2 — 16 Jahren

» Jahrliche Untersuchung der
FluRgeschwindigkeit in den Hirn-Arterien

* Wenn > 170 cm/sec, aber noch nicht > 200
cm/sec: Kontrolle nach 3 Monaten

* Wenn > 200 cm /sec: sofort Transfusions-
programm X 3 Monate, dann TCDS
Kontrolle +MRT

[ Hydroxycarbamid-Therapie ]

(Siklos, Litalir, Syrea)

Seit 2014: alle HbSS, HbSD u. HbSR?
Thal Patienten ab 2. Geburtstag

» Alle erwachsenen HbSS, HbSD /

HhCQNR°Thal Datiantan
TI0UId 11idl I auCiiwei

+ Alle HbSB+Thal — Patienten mit haufigen
Schmerzkrisen bzw. nach 1 Akuten
Throrax-Syndrom

» Sehr selten sinnvoll bei HbSC-Patienten
(Therapie bei HbSC: Aderlasse)

(hemmt die Ribonucleotid-Reductase)

e
Wirkung von Hydroxycarbamid ]

\

Steigerung der HbF-Produktion
Erythrozyten besser hydriert (MCVAN)

Veranderung der Membraneigenschaften
der Erythrozyten: Verringerung der
Adhéasionsmolekiile VLA-4 und CD 36

* Erys leben langer: weniger Retikulozyten

« Schiitzt die Niere

[

Aol P
S

Moore et al. Ann Allerg Asthma Immunol 1996
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Haufigste Nebenwirkungen von
Hydroxycarbamid (HU)

* Zu wenig Granulozyten / Thrombozyten
Zu wenig Lymphozyten

Niedriges Magnesium

Ungewollte Gewichtszunahme
(Bauchschmerzen)

Niedrige Spermienproduktion mdglich

Bis jetzt kein sicherer Hinweis fiir
krebsauslésende oder keimschadigende
Wirkung beim Menschen

Vielen Arzten nicht bekannte
Nebenwirkungen

* Makrozytose: Rote Blutkérperchen werden
groBer
+ Starker Anstieg des Hb auf Werte > 10 g/dI

dadurch kann es zu Schmerzen kommen,
Schwindel-Attacken, Horsturz

+ Sehr selten: Unvertraglichkeit von HC mit
niedrigen Werten fiir alle Blutzellen

Langzeiterfahrung tiber 25 Jahre
mit HC (Litalir, Syrea, Siklos)

* HC verursacht keine Leukamie oder
andere bosartige Erkrankungen

* Keine Fehlbildungen bei Kindern,
deren Miitter (Vater) Litalir
genommen hatten

« Litalir-Einnahme verlangert die

Hydroxycarbamid (HU) und
Schwangerschaft

< Offizielle Empfehlungen: Absetzen wenn Schwangerschaft geplant;

bzw. Absetzen bei Feststellen der Schwangerschaft

« Einige Schwangere miissen auf Transfusionsregime gesetzt werden,

um haufige Schmerzkrisen zu verhindern

« Wiederansetzen nach Abstillen (NN bekommt 3-4 mg HC téglich,

wenn Mutter 1500 mg HC nimmt) Sylvester et al, Cancer 1987

« Grund der Bedenken, wahrend der Schwangerschaft HU zu

nehmen: Mause und Hamster bekamen eine Dosis HU 50 — 100 x
groRer als therapeutische Dosis: Fehlbildungen

» Kein Kind einer Mutter, die HU in der Schwangerschaft

genommen hatte, hatte Fehlbildungen
Lebenserwartung » Weiternehmen wahrend Schwangerschaft vertretbar.
[ THERAPIE ] Eltern miissen mitarbeiten
Heilung Symptomatisch + Uber Erkrankung informiert sein — genaue

« Stammzelltransplantation *+ Schmerzmittel

wenn HLA-identischer * Medikamente
Familienspender (z.B.Antibiotika, Effortil)

vorhanden » Transfusionen / Aderlass _
* Fremdspender- SZT |

anstreben bei allen m
Patienten auf chron. * Milzentfernung
Transfusionsprogramm + Schenkelhalsbohrung, TEP
haploidentische SZT noch | |. Gallenblasen-Entfernung
experimentell (nur im
Rahmen von Studien!)

Diagnose kennen! HbSS, HbSD, HbSC,
HbSR+/°Thal ??

* Milzpalpation durch Eltern von Kleinkindern
* Medikamente (Penizillin, Hydroxycarbamid)

regelmafig geben

+ Viel trinken (Wasser, nicht Saft / Limo!!!)
» Bei Auffilligkeiten rechtzeitig in Klinik kommen
* Bei Schmerzkrise in der Klinik: fordern, dass

Lunge geblaht wird mit Flutter wenn Morphium IV

» Bei Fieber > 38.5 °C kein fiebersenkendes Mittel

sondern Klinik / Arzt aufsuchen




Wichtig fiir erwachsene
Sichelzellpatienten

+ Uber Erkrankung informiert sein — genaue
Diagnose kennen! Arzt u.U. Leitfaden geben!

* Viel trinken (Wasser, nicht Saft / Limo!!!)

+ Auf jahrlicher Urinuntersuchung, Herz-Echo,
Augenarzt und Grippeimpfung bestehen

* Routine-Untersuchungen (1 — 2 x pro Jahr) auch
bei Wohlbefinden!

* Bei Schmerzen in Leisten, GesaR, Knien
(Hiiftkopfnekrose) bzw. Schulter
(Humeruskopfnekrose) Arzt aufsuchen

» Bei stationdarem Aufenthalt wegen Schmerzkrise
auf Spirometer bestehen, wenn Morphin noétig

[ Milzsequestration (MS) ]

Blut versackt in der Milz
bei HbSS, HbSD, HbSR°Thal -Kindern bis 6.- 8. Lebensjahr

Bei HbSC, HbSR+Thal, HbSLepore bis
Erwachsenenalter

Hb lRetis tThrombopenie

"groRe" und "kleine" Milzsequestrationen

innerhalb von Stunden Schock mdglich

sofortige Transfusion bei groRer MS (cave: Mobilisierung
von Blut in Milz)

» Splenektomie nach 1 groRen und > 2 kleinen MS
(unabhangig vom Alter!)

(gibt es nur bei Sichelzellpatienten)

[ Akutes Thorax-Syndrom ]

¢ Beginnt oft mit Thoraxschmerzen

¢ Fieber, schnelle, angestrengte Atmung, evtl.
Husten

¢ Versacken von Blut in Lungen — Gefaen, oft bei
oder nach typischer Schmerzkrise

¢ bei unsachgemaBer Versorgung nach
Operation

e Durch zu viel Fliissigkeit bei Behandlung von
Schmerzkrisen

10.09.2019
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Vermeiden des ATS

+ Patient bzw. Begleitperson miissen bei
Morphium (Dipidolor) iiber die Vene
fordern: sofort Flutter bzw. Spirometer
benutzen (alle 2 Std. 10 Hiibe)

 Trinken, so lange es maoglich ist — erst
dann Fliissigkeit liber die Infusion
* Bei Atembeschwerden, Husten,

Brustschmerzen muR R6 der Lunge
angefordert werden

Nieren - Probleme

¢ Niere kann Urin nicht konzentrieren (schon ab Kleinkindzeit)

Schmerzloser blutiger Urin (Papillennekrose)

Sichelzellpatienten haben ein sehr niedriges Kreatinin

Krea > 0,8 mg/dl: Vd. auf chronische
Niereninsuffizienz

Beginn ernsthafter Nierenschadigung (bei 10-15%) mit
Proteinurie (= Eiweiss im Urin)

Ab dem 6. Lebensjahr mindestens 1x im Jahr Urinstatus (wenn
positiv, 24 Std. - Urin )

Wenn > 0,3 g Protein/ 24 Std. Nephrologe konsultieren ( ACE-
Hemmer kdnnen Nierenversagen fiir einige Jahre aufhalten)

Nierenversagen: chron. Transfusionen, Nieren-Transplantation

Probleme erwachsener Sichelzellpatienten

chronische Probleme akute Probleme

» Skelettsystem * Schmerzkrisen
— Huft - Oberarmkopfnekrosen .
— Deckplatteneinbriiche Akutes
— Knie-Arthrose Thoraxsyndrom
+ Gallensteine * Priapismus
* Niere (Glom.nephritis) + Sepsis / Meningitis
* Augen: Prolif. « (Milzsequestration)
Retinopath. * Hirnblutung
* US-Ulzera Sch haft
» Lunge (PH) chwangerscha

Besonderheiten einiger Formen der
Sichelzellkrankheit

* HbSC: Hb bei < 90% der Erwachsenen wesentlich
hoher als bei HbSS (oft > 11 g/dl) proliferative
Retinopathie, Schwindelattacken und Horsturz haufig;
Risiko fir Thrombosen erh6ht
Schmerzen bei sehr hohem Hb (Th: Aderlédsse);
Milzsequestrationen bis ins Erwachsenenalter;
haufiger Asept. Hiiftkopf / Schulter-Nekrosen;

vor langen Flugreisen bei Hb > 11,5 g/dl Aderlass notwendig

* HbSRBThal: bei HoSR+Thal Hb héher als bei HbSS;
Milz bleibt vergroBert; Gefahr des Hypersplenismus;
Milzsequestration bis ins Erwachsenenalter;

Versorgung erwachsener Sichelzellpatienten

* RegelmaBige ambulante Kontrollen im freien
Intervall (je nach Schwere des Verlaufs alle 3-6
Monate)

« alle 3 Monate: wenn HU genommen wird: BB +Retis

+ alle 6 Monate: BB + Retis, Blutdruck, Sauerstoff-
Sattigung; Urinstatus (Protein?)
Evaluation der Schmerzen; HU?

MR der Hiiften bei Vd. auf Asept.
Nekrose (Schmerzen in Leisten, GesalR, Knien)

« jahrlich: Leberwerte, Kreatinin, Kreat. Clearance
Doppler Herz-Echo: Pulmonaler Hochdruck?
wenn Verdacht auf PHT: Herz-Katheter
US-Abdomen: Gallensteine?
Retina-Untersuchung: prolif. Retinopathie?
Impfstatus? Grippeimpfung????
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Analgetika die sich bewahrt haben bei Schmerzkrisen
A. leichte Schmerzen

Maximale Applikation  Intervall
Dosis
Paracetamol 15 mg/ kg po alle 4 — 6 Std.
Novalgin 15mg/kg po alle 4 — 6 Std.
Ibuprofen 10 mg / kg po alle 8 Std.

EMPFOHLENE ANALGETIKA BEI SCHMERZKRISEN

Substanz |[\7 Gorle Applikation Intwrvall
malkalDosis
A) laichte Schmarzan
Paracetamol 16 oral alle 4 h
Metamizol 16 oral alla 4 h
Ibupraten 10 aral alle 8 b

B) stirkere Sohmerzen
wines dei uster Al aulasbiteten Analistike PLUE

Codein od. 1
Tramadol 1-2

alle 4 h
alle 4.8 h

oral
oral

C) starke Schmarzen
wines des unter Al sufgeliatetan Anaigetha PLUS

Marphin 0.1 0,16 Bolus Injektion
dann
0.1 -0.16 i, alle 1 -2 h
ader
Dausrinfuslon
0.4 - 0.6 malkg/8 h adar PCA

Grundregeln bei Schmerzkrisen

Immer Schmerzmittel dabei haben

Immer genug Vorrat zu Hause haben
Auch Kinder miissen die Namen der

Schmerzmittel kennen!!

Bei Kindern auf korrekte Dosis (je nach

Gewicht!) achten
Bei Schwangerschatft .......

Schmerzmittel in der
Schwangerschaft

Novalgin nicht bei Schwangerschaft
Ibuprofen nur bis zur 28. SSW
Paracetamol wahrend gesamter
Schwangerschaft erlaubt

Tramadol und Morphin wahrend der
gesamten Schwangerschaft erlaubt
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Grundregeln der Morphingabe
bei Sichelzellpatienten

» Bei Schmerzkrisen keine Retard-Praparate!

* Morphin immer kombinieren mit Stufe |
Analgetikum

Oxymeter-Uberwachung

* bei IV-Morphingabe alle 2 Stunden
Spirometer

* Morphin ausschleichen

* Morphium, als Schmerzmittel genommen,
macht NICHT siichtig

Kein Grund zur Transfusion

» chronische Anamie

+ Diagnose Sichelzellkrankheit HbSBThal
+ komplikationslose Schmerzkrise

+ Wachstumsverzégerung

* Unterschenkel-Ulzera

* Vor Urlaubsreise in Heimatland

Wann AderlaR ??

* Immer bei Schmerzkrise, Schwindel,
Horsturz und Hb > 9 g/di

* HbSC-Patienten: vor Flug > 6 Std. und
Hb > 11 g/dli

* HbSC-Patienten: viele brauchen
regelmaBige Aderlasse um schmerzfrei
zu sein

Besondere Probleme junger
Erwachsener

* Verzdgerte Pubertat bzw. Wachstumsschub

» Probleme bei Ausbildung durch haufiges Fehlen

+ GroRe Schwierigkeiten beim Ubergang
Padiatrie-Innere

» Unterstellung der Abhangigkeit bei Schmerzkrise

+ Wissen oft mehr (iber ihre Erkrankung als Arzte

+ Pessimistische Einstellung mancher Arzte

Deshalb:

+ Patienten/Eltern/Partner miissen iiber die
Erkrankung so gut Bescheid wissen, dass
sie bei Krankenhaus-Aufenthalten wegen
Schmerzkrisen den Arzten sagen kénnen:

* Lungenblahung durch Flutter (Spirometer);
bei Erwachsenen nicht mehr als 2-3 |
Flissigkeit / Tag
Bilanzierung von Einfuhr und Ausfuhr
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é; Adherent
Flow "g‘ Neutrophil
%,

Experimentelle Therapien

Sickled RBC

Adherent RBC

PSGL-1 CD44 E-Selectin ESL Mac-1 Unknown

Manwani + Frenette Blood 2013

P-selectin glycoprotein-ligand-1 Complement receptor

Medikamente, die HbF erhohen

Medikamente, die verhindern, dass rote +
weisse Blutkérperchen an der Innenwand der
GefidRe (Endothel) hingen bleiben (Adhésions-
Hemmer)z.B. Crizanlizumab,

Medikamente, die Inflammation verringern

Medikamente, die Gerinnung und Thrombozyten
hemmen

Haploidentische Transplantation
Gentherapie

neues Medikament Endari

» Endari = L-Glutamin: soll die Erythrozyten-
Membran vor Oxydierung und Zerstérung
schitzen und Anheften am Endothel verhindern

« Studie in USA mit 230 Patienten (5 — 59 J, HbSS
+ HbSR°thal); es wurden nur Schmerzkrisen
berilcksichtigt, die zum Kliniksbesuch fuihrten

» Ergebnis: Trend zur Verringerung des Aufsuchens
der Klinik wegen Schmerzen

» Haufige Nebenwirkungen: Schmerzen (Arme,
Beine, Thorax, Bauch, Kopf ) und gastro-enterale
Beschwerden

Kritik an Endari-Studie

Quinn 2018 Blood
* Zulassung nach nur einer einzigen
randomisierten Studie
* Keine Langzeit-Erfahrung
* Hb andert sich nicht

+ Hohere Mortalitat bei kritisch
kranken Patienten, die Endari
bekamen

» 20x so teuer wie Hydroxycarbamid

Afrikanische Pflanzenextrakte

» 1972 Prof. Sofowara in Nigeria: Fagara

* 1979 Dr. F. Médégan in Benin: VK500 (Extrakt aus Fagara-
Rinde) verhindert angeblich die Sichelbildung im Reagenzglas

+ 1980 Dr. Médégan: Kombination von VK500 + Extrakt aus
Securidaca verhindert Schmerzkrisen

* 2003 Niprisan (Hemoxin/Nicosan in USA) = Extrakt aus den
nigerian. Pflanzen Piper guineense, Pterocarpus oson, Eugenia
cariophyllum et Sorghum bicolor verhindert Sichelbildung im
Reagenzglas, aber VK 500 ist vollig wirkungslos

* 2005 Ajawara aus der nigerian. Pflanze Cissus populnea
verhindert Sicheln im Reagenzglas

* 2007 P. Mpiana (Kongo) stellt Wirksamkeit von 12 afrik.
Pflanzen bei Sichelzellkrankheit fest.

Stammzell - Transplantation

HbSS / HbSR°Thal Patienten, die einen
HLA-identischen Familienspender haben
(15-20 % aller Sichelzellpatienten), sollte
friihzeitig die SZT angeboten werden

Fast jeder hat einen Haplo-identischen
Spender (Eltern, Geschwister);
Regensburg bietet eine Studie an zur
Haplo-identischen Transplantation bei
schwerem Verlauf der Krankheit

10
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Vererbung der HLA-Eigenschaften
in der Familie

Regensburg Haplo SZT Ergebnisse

201 9 9 — 60 Monate Beobachtungszeit

20 Patienten transplantiert
2 Patienten verstorben
1 Patient dialysepflichtig
+ 3 Patienten chronische GvHD

Gentherapie-Studie Regensburg

* HbSS-Patienten 18 — 35 Jahre, die trotz
Litalir haufige Schmerzkrisen, Priapismus
bzw. ATS haben

* Nicht zugelassen: z. B. Patienten mit HIV-
Infektion, Lebercirrhose, vielen Ery-
Antikorpern, chronischen

é Mutated betaglobln genetic code

Cutting Enzyme:
Zinc-Finger Nuclease

Mutated Blood Stem Cel l E

Skided Red Blood Cely

1

Lungenveranderungen
Cormecied Biood Stern Ced -'"“"-
AMAAAAA i
Hamoglobin Aq (a2f;) . o .
Hiimoglobin S (a2652) Therapien fur Thal Major
NH,
i * Hochtransfusionsregime (Hb nie < 9,5 g/dl)
coo

NH." coo Ham- (Porphyrin)
-globin (Protein)

* Chelat-Therapie
+ SZT (Familien-oder Fremdspender)

* Luspatercept

* Gentherapie mit Lentiviren
* Genetic Engineering

11
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Was konnte geandert werden?

Neugeborenen-Screening (wird z.Z. im GBA
diskutiert)

Verbesserung der Patienten-Information
Untersuchung auf Tragerschaft in
Risikogruppen

Verbesserung der Information aller

i-'\rzte tiber die Erkrankung (Allgemeines,
Schmerztherapie, Prognose ect); Himoglobin-
Krankheiten miissen Thema im Medizinstudium
sein

Was haben wir erreicht seit 2008 ?

%ﬁgﬂgeme;m + Ca.160 Mitglieder (Juni 2019)
A& 4, - Offentlichkeitsarbeit:
I3 *, Website mit engl. und
%ﬁ, '1':; franzdsischer Information
T:_‘;__ / Q E- Flyer
"-f?f s " w@é" Info-Broschiren (deutsch, engl. arab.)
% > Mitglied bei der ACHSE

Mitglied bei TIF
* Internationale Kontakte
» Forderung durch GKV

Was wollen wir erreichen?

Mehr Mitglieder um eine starkere Stimme zu
haben in der Offentlichkeit

Kontakt mit méglichst vielen Patienten in
Deutschland

Informationsvermittlung fiir alle Sichelzell-und
Thalassamiepatienten

Engagement der Betroffenen, denn
»Selbsthilfe“ heilt: Selber etwas tun, damit
sich die Situation verbessert , z.B. Aufklarung
in Verwandtschaft und Bekanntenkreis tiber
Notwendigkeit der Tragerschafts-Testung!
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