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Moderne Medikamente für Kinder:  

Teuer und nicht zugelassen  

Prof. Dr. Olaf Witt  

Abteilung KKE Pädiatrische Onkologie, DKFZ  

Zentrum für Individualisierte Pädiatrische Onkologie (ZIPO), NCT  

Pädiatrische Onkologie, Zentrum für Kinder- und Jugendmedizin, Uniklinikum 



PAge2 1/21/2016 | 

Author 

Division Erfolge und Herausforderung in der Kinderonkologie 

• Kinder: 2.000 /Jahr 

• Erw: 500.000/Jahr 

• 80% Heilungsraten 

• 20% Rückfälle 
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Division Rückfall nach Krebsdiagnose bei Kindern 

• Überleben 0-20% 

• Trotz Operation, 

Chemotherapie und 

Bestrahlung 
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Division INFORM-Studie 
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Division INFORM-Studie: 3 Schritte 

Machbarkeitsstudie Klinische Studie 
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Division INFORM-Studie: Ablauf 

Kind mit Rückfall einer Krebserkrankung 

Operation 
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Division 

Augsburg 

Berlin 

Düsseldorf 

Dortmund 
Essen 

Erfurt 

Erlangen 

Frankfurt 

Göttingen 

Jena 
Köln 

Krefeld 

München 

Mannheim 

Heidelberg 

Minden 

Tübingen 
Ulm 

Hannover 
Braunschweig 

Freiburg 

Giessen 

Greifswald 

Herdecke 

Homburg 

Kassel 

Kiel 

Leipzig 

Magdeburg 

Mainz 

Münster 

Nürnberg 

Oldenburg 

Regensburg 

Rostock 

Stuttgart 

Chemnitz 

Bielefeld 

Würzburg 

Karlsruhe 

Anzahl Patienten 
Period: 29.1. - 14.12.2015 

Zahl und Herkunft der Patienten 
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Division 

HGG 
21% 

Medulloblastoma 
6% 

Ependymoma 
6% Rhabdoid 

3% 

Ewing 
15% 

RMS/DSRCT 
12% 

Osteosarcoma 
6% 

Neuroblastoma 
9% 

ALL 
6% 

AML 
2% 

Others* 
14% 

Was für Arten an Krebs? 

1/3 Hirntumore 

1/3 Weichteil/Knochen 

1/3 andere 
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Division Was finden wir für Veränderungen? 

• Insgesamt 50 Gene im Erbgut betroffen (von 20.000) 

• Pro Krebs „nur“ 1-5 Veränderungen (Erwachsene 100-1000) 

• Gleiche Veränderungen in verschiedenen Krebsarten 

• Im Rückfall neue Veränderungen im Vergleich zur ersten Diagnose 

• 50% der Fälle: neuer Therapieansatz 
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Division Fallbeispiele 

• 3 monatiger Junge mit Hirntumor (Gliom) 

• Mehrere OPs 

• Chemotherapie => Tumor wächst weiter 

• Molekulare Untersuchung: BRAFV600E 

• Behandlung mit Vemurafenib: Tumor wird kleiner 

• Kosten des Medikamentes: 5.000€/Monat 
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Division Fallbeispiel 2 

• 7 jähriger Junge mit Weichteiltumor des Halses 

• Kein Ansprechen auf Chemotherapie 

• Operation nicht möglich 

• Molekulare Untersuchung: ALK Fusion 

• Behandlung mit Ceritinib: Tumor wird kleiner und kann vollständig 

entfernt werden 

• Kosten des Medikamentes: 9.100€/Monat 
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Division Fallbeispiel 3 

• 5 jähriger Junge mit Kleinhirntumor (Medulloblastom) 

• Operation, Chemotherapie und Bestrahlung für 1 Jahr 

• Geheilt entlassen 

• Rückfall: anderer Hirntumor im Bestrahlungsgebiet (Glioblastom) 

• Molekulare Untersuchung: MET Fusion 

• Behandlung mit Crizotinib: Tumor wird kleiner aber neue Metastasen, 

die resistent sind 

• Kosten des Medikamentes: 7.400€/Monat 

Chr 7 

MET PTPRZ1 
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Division Wer bezahlt die INFORM-Studie? 
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Division Wer bezahlt die Medikamentenkosten? 

• 12 von 16 Fällen: Krankenkasse nach Antrag und 

Einzellfallentscheidung  

(Bearbeitungsdauer: 1 – 60 Tage) 

• 3 von 16 Fällen: Ein Herz für Kinder Stiftung 

• 1 von 16 Fällen: Klinische Studie Pharmaindustrie 

• Alle Medikamente nicht zugelassen für die 

Behandlung von Krebs bei Kindern („off-label“ 

Anwendung) 

• Kosten: 5-20.000€ pro Monat und Medikament 
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Division Wie geht’s jetzt weiter? 
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Division Kostenaspekte aus kinderonkologischer Sicht 

• Zielgerichtete Medikamente sind teuer  

• Ihr Einsatz muss rational sein: nur nach 

entsprechender molekularer Diagnostik des Tumors 

einsetzen! 

• Keine Wirksamkeit wenn Therapieziel nicht 

vorhanden ist oder Tumor das Therapieziel nicht für 

sein Überleben braucht 

• Kaum zielgerichtete Medikamente für die 

Behandlung von Kinderkrebs zugelassen 

• Generika in Zukunft günstiger ? 
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Division Kostenreduktion durch Individualisierung? 



Further information on www.dkfz.de 

Danke fürs Zuhören! 


