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Zusammenfassung

Hintergrundinformationen: Die Myasthenia Gravis (MG) ist eine seltene neurologische
Autoimmunerkrankung, die in letzter Zeit aufgrund der Entdeckung neuer therapeutischer
Ansatze zunehmend an Aufmerksamkeit gewonnen hat. Um den Wert der neuen
Behandlungen im Zusammenhang mit den Standardbehandlungen und dem sich standig
verbessernden pathophysiologischen Verstandnis besser beurteilen zu kénnen, werden
grof3e multinationale Datensatze bendtigt, die in der realen Welt der MG-Versorgung
gewonnen wurden. Eine wesentliche Voraussetzung dafiir ist die Harmonisierung der
Datenerfassung, um eine solide Grundlage fiir Datenaustausch und Forschung zu schaffen.
An diesem Workshop nahmen Patient:innen, Kliniker und andere Interessengruppen teil, um
die Datenharmonisierung zwischen den verschiedenen europdischen MG-Registern zu
erortern, die gemeinsame Nutzung von Daten und die Zusammenarbeit zu erleichtern und
letztendlich die Behandlungsstandard zu verbessern.

Zur Vorbereitung des Treffens fuhrten die Organisatoren einen Delphi-Fragebogen ein, um
einen Konsens Uber obligatorische und optionale Daten zu erzielen, die in allen nationalen
MG-Registern enthalten sein sollten. Die Ergebnisse der einzelnen Runden wurden dann
unter allen Teilnehmern diskutiert. Dartber hinaus fihrten die Organisatoren eine Umfrage




zu bestehenden nationalen europaischen MG-Registern durch, um potenzielle technische,
ethische und wirtschaftliche Probleme zu ermitteln, die die Datenerfassung und den
Datenaustausch beeintrachtigen kénnten. Darlber hinaus wurden die Patient:innen in die
Erstellung eines informativen Dokuments einbezogen, das Uber die Teilnahme an Registern
und deren Auswirkungen informiert.

Ziele des Workshops

Das Hauptziel der 278. ENMC-Tagung bestand darin, die Zusammenarbeit zwischen
Patient:innen, Klinikern und anderen Interessengruppen zu férdern, um herauszufinden,
welche Instrumente flr den Aufbau einer funktionierenden europaischen MG-
Registerinitiative erforderlich sind. Das letztendliche Ziel eines MG-Registers besteht darin,
die Qualitat der Patientenversorgung zu verbessern, was durch die Erhebung
aussagekraftiger, umfangreicher und qualitativ hochwertiger Daten Uber die europaische
MG-Population erreicht werden kann. Darlber hinaus ist die Einrichtung gemeinsamer
Datenelemente zwischen den verschiedenen Registern entscheidend flr die
Datenharmonisierung, die fir die Zusammenarbeit und fir Forschungsinitiativen,
einschliefdlich epidemiologischer und klinischer Studien, klinischer Versuche, der
Pharmakovigilanz sowie der Bereitstellung von realen Daten zu neuen Therapien,
unerlasslich ist.

Workshop-Ergebnisse:
Im Rahmen des Delphi-Verfahrens erzielten die Teilnehmer einen Konsens Uber eine Liste

obligatorischer und fakultativer Daten, die in ein MG-Register aufgenommen werden
sollten, um den Datenaustausch und die Zusammenarbeit zu erleichtern. Auch die
Bedeutung eines gut strukturierten und umfassenden Formulars fiir die Einwilligung nach
Aufklarung wurde berucksichtigt, das leicht verstandlich sein und wichtige Fragen wie
Dateneigentum, Datenanonymitat und Zweck der Datennutzung behandeln muss.

Die Umfrage ergab, dass in Europa bereits acht nationale MG-Register aktiv sind und
zwei weitere im Begriff sind, aktiviert zu werden, so dass derzeit Daten von mehr als
7 000 MG-Patient:innen zur Verfiigung stehen und potenziell gemeinsam genutzt werden
kdénnen.

Um die kinftige Zusammenarbeit auf europaischer Ebene zu optimieren, missen jedoch
mehrere Aspekte angesprochen und verbessert werden:

o Der erste wichtige Aspekt ist die Einbeziehung der Patientenperspektive und die
Verbesserung der Patientenkommunikation. Die Patienten bringen ein
einzigartiges Fachwissen uber ihre Erkrankung mit, dass beim Aufbau eines
Krankheitsregisters berlicksichtigt werden muss. Patientenvertreter betonten, dass
mit den derzeitigen Instrumenten einige kritische Aspekte der MG nicht erfasst
werden konnen. Daher kdnnte ihre Beteiligung als Interessenvertreter an der
Entwicklung eines nationalen MG-Registers die Datenerfassung verbessern und
sicherstellen, dass ihre tatsachlichen Bedurfnisse und Probleme berticksichtigt
werden. Darlber hinaus forderten die MG-Patient:innen Zugang zu ihren eigenen
Daten fir die Selbstbeobachtung sowie die Beteiligung an der Dateneingabe (z. B. fur
die von den Patient:innen berichteten Ergebnisse). Dieses Modell der aktiven
Beteiligung auf mehreren Ebenen wird wahrscheinlich die kontinuierliche Beteiligung
der Patient:innen an der Datenerhebung foérdern.

o der zweite wichtige Aspekt ist, dass nationale Register eine klare
Leitungsstruktur bendtigen. Diese sollte idealerweise einen Lenkungs- oder
Datennutzungsausschuss umfassen, der fur die Verwaltung des Registers zustandig
ist, einen medizinischen Beirat, der die Tatigkeit des Lenkungs-
/Datenverwendungsausschusses Uberwacht, und einen Patientenbeirat. Die
Governance-Struktur ist daflr verantwortlich, die Methoden der gemeinsamen
Datennutzung festzulegen und zu bestimmen, wer fiir die Verwaltung einer Initiative
zur gemeinsamen Datennutzung zustandig ist, wobei gleichzeitig sichergestellt



werden muss, dass die Interessen der an der Einrichtung des Registers beteiligten
Personen angemessen vertreten sind.

o Der dritte Aspekt erfordert, dass das Register auf einer robusten Infrastruktur
und einem harmonisierten Kerndatensatz basiert. Die Datenbank sollte so nah wie
moglich an den FAIR-Grundsatzen (Auffindbarkeit, Zuganglichkeit, Interoperabilitat
und Wiederverwendbarkeit) aufgebaut werden, da dies die Konsistenz und
Reproduzierbarkeit der Datenerfassung gewahrleistet, die fir die Festlegung
gemeinsamer Datenelemente und die Schaffung einer Grundlage fir kinftige
Kooperationen unerlasslich sind. Um dieses Ziel zu erreichen und eine
Harmonisierung der Daten zu erreichen, sollte das Register die Ergebnisse des
Delphi-Prozesses in Bezug auf obligatorische und fakultative Daten enthalten und die
Grundsatze der EMA-Patientenregisterinitiative bertcksichtigen. Digitale Lésungen,
wie z. B. Smartphone-Apps, kénnen optionale zusatzliche Hilfsmittel sein, die fiir eine
detailliertere und haufigere Datenerfassung nitzlich sind (z. B. von Patienten
berichtete Ergebnismessungen).

o Der vierte Aspekt betrifft die finanzielle Nachhaltigkeit. Idealerweise sollte ein
Register von &ffentlichen Einrichtungen oder Patientenorganisationen finanziert
werden, die ein kontinuierliches Engagement und die langfristige Lebensfahigkeit des
Registers gewahrleisten. Wenn die Finanzierung durch private Einrichtungen erfolgt,
ist es wichtig, dass Transparenz hinsichtlich der Finanzierungsquellen, des
Eigentums an den Daten und der Bedeutung der kommerziellen Nutzung
gewahrleistet ist. Ein Finanzierungsansatz aus mehreren Quellen ist ebenfalls
vorzuziehen.

¢ Der fiinfte Aspekt ist das langfristige Engagement. Der Erfolg eines Registers
beruht auch auf einer langfristigen, qualitativ hochwertigen Datenerhebung. Dies
hangt in hohem MalRe vom Engagement der am Register beteiligten Personen,
einschliellich der Patienten und Gesundheitsdienstleister, ab, das durch
regelmafiges Feedback zu Registerinitiativen gefordert werden kann.

Néchste Schritte

Dank der Teilnahme von Klinikern, Registerfiihrern, Patient:innen und anderen
Interessengruppen konnten auf diesem Workshop die Grundsatze fir ein funktionierendes
MG-Register festgelegt werden. Im Rahmen eines Delphi-Verfahrens wurde eine
gemeinsame Grundlage fiir die Kernelemente, die in das MG-Register aufgenommen
werden mussen, gefunden. Darliber hinaus wurde der Schwerpunkt daraufgelegt, wie FAIR-
Daten erstellt werden kdnnen, die den Datenaustausch zwischen verschiedenen nationalen
Registern und die Zusammenarbeit bei kiinftigen Forschungsinitiativen erleichtern.
Perspektivisch kdnnte dies zur Schaffung eines europaischen Registers flhren, das die
Arbeit an grof3en Zahlen ermdglicht, was fir neue Forschungsinitiativen von wesentlicher
Bedeutung ist, mit dem Ziel, die Qualitat der Versorgung der Patienten zu verbessern.

Ein weiteres Treffen ist geplant, um die erreichten Ziele weiter zu verfolgen.



