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Aplastische Anamie

Die aplastische Anamie ist eine seltene Krankheit des blutbildenden Systems, die durch eine
Verminderung aller Blutzellen (Panzytopenie) und einen geringen Gehalt blutbildender Zellen im
Knochenmark charakterisiert ist. Die Krankheit kann angeboren oder erworben sein.

Der folgende Text bietet Informationen zur erworbenen aplastischen Anamie. Prinzipiell ist es ist
bei Kindern mit Diagnose einer aplastischen Anamie sehr wichtig, angeborene Erkrankungen mit
einem Knochenmarkversagen (beispielsweise eine Fanconi-Andmie, ein Shwachman-Diamond-
Syndrom oder eine Dyskeratosis Congenita) auszuschlieRen.

Die erworbene aplastische Andmie kann in allen Altersgruppen auftreten. Fir die Behandlung der
Erkrankung stehen prinzipiell zwei Behandlungsverfahren zur Verfugung: die Transplantation von
blutbildenden Stammzellen aus dem Knochenmark (hamatopoetische Stammzelltransplantation,
HSZT) oder eine immunsuppressive Therapie (IST). Durch die Behandlung kann ein grofl3er Teil
der Betroffenen geheilt werden. Die Behandlung sollte in einem auf die Behandlung von Kindern
und Jugendlichen mit Bluterkrankungen spezialisierten Zentrum erfolgen.

Anmerkungen zum Text

Der folgende Informationstext richtet sich an Patienten, die von der aplastischen Anamie betroffen
sind, und an deren Angehdrige, Freunde, Lehrer und andere Bezugspersonen sowie an die
interessierte Offentlichkeit. Er soll dazu beitragen, diese Erkrankung, die Moglichkeiten ihrer
Behandlung und die Probleme und besonderen Bedirfnisse der betroffenen Patienten besser zu
verstehen.

Unsere Informationen ersetzen nicht die erforderlichen kldrenden Gesprache mit den
behandelnden Arzten und weiteren Mitarbeitern des Behandlungsteams; sie kdnnen aber dabei
behilflich sein, diese Gesprache vorzubereiten und besser zu verstehen.

Die in diesem Patiententext enthaltenen Informationen sind vor allem auf der Grundlage der unten
angegebenen Literatur sowie unter Berlcksichtigung der aktuellen Leitlinie zur Behandlung von
Kindern und Jugendlichen mit aplastischer Anamie erstellt worden. Der Text wurde durch die oben
angegebenen Editoren im November 2016 Uberprift und zur Einstellung ins Internet fiir die Dauer
von funf Jahren freigegeben. Er soll spatestens nach Ablauf dieser Frist erneut Gberprift und
aktualisiert werden.

Bitte beachten Sie, dass es sich im Folgenden um allgemeine Informationen und Empfehlungen
handelt, die — aus der komplexen Situation heraus — nicht notwendigerweise in inrer Gesamtheit bei
jedem Patienten zutreffen. Viele Therapieempfehlungen missen im Einzelfall und interdisziplinar
entschieden werden. lhr Behandlungsteam wird Sie Uber die fur Sie zutreffenden MafRhahmen
informieren.

Basisliteratur
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1. Krankheitsbild: Was ist die aplastische Anamie?

Die aplastische Anamie ist eine schwerwiegende Stérung der Blutbildung. Alle Blutzellen,
die im Blut eines Menschen vorkommen, entstehen aus den blutbildenden Stammzellen des
Knochenmarks. Es werden rote Blutzellen (Erythrozyten), Blutplattchen (Thrombozyten) und die
Gruppe der weilden Blutzellen (Leukozyten) voneinander unterschieden.

Bei der aplastischen Anamie kommt es vermutlich durch eine Fehlfunktion des eigenen
Abwehrsystems (Immunsystems) zu einem Angriff der kbrpereigenen Abwehrzellen auf die eigenen
blutbildenden Stammzellen des Knochenmarks. In der Folge zeigt sich eine Verminderung und eine
Fehlfunktion oder sogar ein komplettes Fehlen aller Blutzellen im Blut (Panzytopenie). Dadurch
kénnen schwerwiegende gesundheitliche Probleme entstehen.
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2. Haufigkeit: Wie oft kommt eine aplastische Anamie
vor?

Die aplastische Andmie ist eine seltene Krankheit. In Mitteleuropa betrifft sie pro Jahr ungefahr 2-3
Individuen pro 1 Million Einwohner, bezogen auf alle Altersgruppen. In Deutschland liegt die Anzahl
der Kinder unter 16 Jahren, die pro Jahr neu an einer aplastischen Anamie erkranken, bei ca. 25,
bei Erwachsenen sind es ca. 160 bis 200 neuerkrankte Patienten pro Jahr.
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3. Ursachen: Wie entsteht die erworbene aplastische
Anamie?

Bei allen Patienten mit erworbener aplastischer Andmie besteht eine deutliche Verminderung der
blutbildenen Stammzellen im Knochenmark. Bei der Mehrheit der Patienten (Uber 80%) erfolgt die
Schadigung der Stammzellen durch eine fehlerhafte Reaktion des kérpereigenen Abwehrsystems,
eine so genannte autoimmune Reaktion.

Die Ausloser fiir diese Autoimmunreaktion kénnen in der Regel nicht identifiziert werden. Man
spricht daher auch von einer idiopathischen aplastischen Anamie.

Bei einem kleinen Teil der Patienten werden Medikamente (zum Beispiel Zytostatika, Antibiotika,
Schilddriisenmedikamente, Antirheumatika), Chemikalien (zum Beispiel Benzol, Pestizide, Lindan),
Viren (z.B. Epstein-Barr-Virus, Parvovirus B19, Zytomegalie-Virus) oder eine intensive radioaktive
Bestrahlung als Ausléser angesehen. Ungefahr 5 bis 10% der Patienten waren vor der Entwicklung
einer aplastischen Anamie an einer Leberentziindung (Hepatitis) erkrankt.
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4. Krankheitszeichen: Welche Beschwerden haben
Patienten mit aplastischer Anamie?

Die Krankheitszeichen (Symptome) der aplastischen Andmie entstehen durch einen Mangel an
allen Blutbestandteilen, den roten und weilden Blutzellen sowie den Blutplattichen.

4.1. Blutarmut (Anamie; Mangel an roten Blutzellen)

Die Aufgabe der roten Blutzellen (Erythrozyten) ist es, den lebensnotwendigen Sauerstoff, der
beim Einatmen Uber die Lunge aufgenommen wird, zu den Organen und Geweben des Korpers
zu transportieren. Die typischen Zeichen einer Andmie sind zunehmende Blasse, Mudigkeit,
Kopfschmerzen, Luftnot (vor allem bei Anstrengung) und Schwéche.

4.2. Abwehrschwache (Mangel an weiRen Blutzellen)

Durch den Mangel an weil3en Blutkdrperchen (Leukozyten) ist der Kérper infektionsgefahrdet. Da
haufig vor allem die Granulozyten - die Untergruppe der weilen Blutzellen, die Bakterien und Pilze
abwehren - vermindert sind, kommen besonders Infektionen mit Bakterien und Pilzen vor. Jedoch
sind auch die Lymphozyten, die hauptsachlich Viren abwehren, vermindert oder sie funktionieren
schlechter, so dass auch Virusinfektionen vorkommen.

Typischerweise treten bei Patienten mit aplastischer Anamie Infektionen insgesamt haufiger auf
als in der gesunden Bevdlkerung. Sie verlaufen bei diesen Patienten auch schwerwiegender und
werden durch seltene Erreger ausgeltst. Besteht ein schwerer Mangel an weilRen Blutzellen,
insbesondere der Granulozyten, kdnnen die Infektionen lebensbedrohliche Verlaufe annehmen.

4.3. Blutungsneigung (Mangel an Blutplattchen)

Blutplattchen (Thrombozyten) spielen eine wichtige Rolle bei der Blutgerinnung. Sind sie
vermindert, kommt es sowohl nach Verletzungen als auch spontan schneller zu Blutungen.

Hierzu gehoéren die sichtbaren Blutungen der Haut und Schleimhaute (kleine, punktformige
Hautblutungen (Petechien), blaue Flecken (Hdmatome), Nasen- und Zahnfleischbluten, aber auch
schwerwiegende Blutungen der inneren Organe oder des Gehirns. Das Risiko fiir solche schweren
Blutungen ist umso hoher, je gréRer der Mangel an Blutplattchen ist.
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5. Diagnose: Wie wird eine aplastische Anamie
festgestelit?

Vermutet der Arzt aufgrund der Krankheitsgeschichte (Anamnese) und nach korperlicher
Untersuchung des Patienten eine aplastische Andmie so sind folgende weiterfihrende
Untersuchungen angezeigt:

» Untersuchung von Blut aus einer Korpervene (Zahlung der Blutzellen aus dem peripheren Blut
- Blutbild)

* Untersuchung von Blut aus dem Knochenmark (erneute Zahlung plus Beurteilung von
Aussehen, Reifegrad und anderen Eigenschaften der Blutzellen)

» Untersuchung des Erbmaterials (Chromosomen)

5.1. Untersuchung des Blutes (Blutbild)

Zunachst erfolgt eine Blutentahme, um ein Blutbild zu erstellen.

Abhangig von der Auspragung des Mangels an Blutzellen gibt es unterschiedliche Schweregrade
der aplastischen Anamie, die entsprechend behandelt werden (siehe Behandlung).

Einteilung der Schweregrade bei der Aplastischen Anamie

Schweregrad Blutbild
Nicht schwere aplastische Anamie (Non Granulozyten kleiner 1,5 x 10 /I
severe aplastic anemia, NSAA) Thrombozyten klemer 50 x 10 ¥/ Retikulozyten

kleiner 60 x 10 ¥/ oder Hb Kleiner 10 g/dl
Schwere aplastische Anamie (Severe aplastic =~ Granulozyten kleiner 0,5 x 10 /I

anemia, SAA) Thrombozyten klemer 20 x 10 91 Retikulozyten
kleiner 20 x 10 /1

Sehr schwere aplastische Anamie (Very Granulozyten kleiner 0,2 x 10 /I

severe aplastic anemia, VSAA) Thrombozyten klemer 20 x 10 91 Retikulozyten

kleiner 20 x 10 ¥/

Erlduterungen

Granulozyten - Untergruppe der wei3en Blutzellen (Leukozyten)
Thrombozyten - Blutplattchen

Reitikulozyten - Vorstufe der roten Blutzellen

Hb - Hamoglobin (roter Blutfarbstoff)

Wichtig zu wissen: Bei einer aplastischen Anamie findet der Arzt im Blutbild des Patienten
typischerweise einen Mangel an weillen Blutzellen (Leukozytopenie), insbesondere den
Granulozyten (Granulozytopenie), an Blutplattchen (Thrombozytopenie) und an roten Blutzellen
(Anamie) und deren Vorstufen (Retikulozyten).
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5.2. Untersuchung des Knochenmarks

Bei der Verminderung mehrerer Blutzellarten im Blut muss eine Knochenmarkuntersuchung
durchgefiihrt werden. Das Knochenmark wird hierfir aus dem Beckenknochen entnommen.

Neben dem flissigen Knochenmarkblut, welches in eine Spritze angesaugt (aspiriert) wird, muss
hier auch ein kleines Stiick des Beckenknochens (circa 1 mm durchmessender Zylinder), eine
sogenannte Knochenmarkbiopsie, entnommen werden. Diese Untersuchungen sollten in einem
auf die Diagnose und Behandlung von Blut- und Krebserkrankungen im Kindes- und Jugendalter
spezialisierten Krankenhaus erfolgen.

An dem entnommenen Knochenmark werden in der Regel die folgenden Untersuchungen
durchgefiihrt:

5.2.1. Mikroskopische Untersuchung des Knochenmarks

Bei Untersuchung des Knochenmarks durch ein Mikroskop zeigt sich ein so genanntes ,leeres”
Knochenmark. Das bedeutet, dass die blutbildenden Zellen, die bei Gesunden im Knochenmark zu
finden sind, fehlen und zum Teil durch Fettzellen ersetzt sind.

Eine deutliche Verminderung der blutbildenden Zellen findet sich jedoch auch bei anderen
Erkrankungen. Hierzu gehdéren beispielsweise das angeborene Knochenmarkversagen oder
das myelodysplastische Syndrom [siehe myelodysplastisches Syndrom]. Deshalb sind noch
weitere Untersuchungen notwendig, um die Diagnose einer aplastischen Andmie zu bestatigen
beziehungsweise von anderen Erkrankungen abzugrenzen.

Experten kdnnen andere Erkrankungen, insbesondere die akuten Leuké&mien, bereits bei der
Ansicht von Blutzellen unter dem Mikroskop erkennen.

5.3. Untersuchung des Erbmaterials (zytogenetische und
molekulargenetische Analysen)

Um eine Leuka&mie oder ein myelodysplastisches Syndrom sowie andere Ursachen fir den Mangel
an Blutzellen sicher auszuschlieRen, bedarf es zusatzlicher, insbesondere zytogenetischer und
molekulargenetischer Untersuchungen.

Bei zytogenetischen Untersuchungen werden Chromosomen aus Knochenmarkzellen unter dem
Mikroskop betrachtet und beurteilt. Es kdnnen mdgliche Auffalligkeiten in der Anzahl wie auch in der
Struktur der Chromosomen nachgewiesen werden. Die Befunde werden im sogenannten Karyotyp
beschrieben. Bei einer erworbenen aplastischen Anamie findet man generell keine Abweichungen
vom normalen Chromosomenbefund. Der Nachweis von Veranderungen der Chromosomen oder
von anderen molekulargenetischen Veranderungen hingegen spricht am ehesten flir das Vorliegen
eines myelodysplastischen Syndroms oder einer anderen Erkrankung.

Hierzu zahlen die Fanconi-Andmie, das Shwachman-Diamond-Syndrom, die paroxysmale
nachtliche Hdmoglobinurie oder das Zinsser-Cole-Engman-Syndrom (Dyskeratosis congenita).
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6. Behandlung: Wie werden Patienten mit aplastischer
Anamie behandelt?

Die Behandlung der aplastischen Anamie richtet sich nach dem Schweregrad der Erkrankung. Es
gibt insgesamt drei Schweregrade, deren Einteilung durch das Ausmaf des Mangels an Blutzellen
bestimmt ist. (s. Diagnose - Untersuchung des Blutbildes)

6.1. Nicht schwere aplastische Anamie (NSAA)

Bei dieser Form kann man je nach Zustand des Patienten durchaus abwarten. Die
Lebenserwartung dieser Patienten ist auch ohne Therapie kaum beintrachtigt.

6.2. Schwere aplastische Anamie (SAA)

Eine spontane Ruckbildung kommt bei schwerer aplastischen Andmie nicht vor. Zur Behandlung
stehen grundsatzlich folgende Therapiemalinahmen zur Verfiigung:

» Transplantation von blutbildenden Stammzellen (hdmatopoietische Stammzelltransplantation
eines Verwandten (allogene HSZT), dazu mehr hier ...

* immunsuppressive Therapie (IST), das heil3t, eine Behandlung mit Medikamenten, welche die
Funktion des Abwehrsystems (Immunsystems) beeinflussen

» unterstitzende Therapie (Supportivtherapie).

Die Entscheidung zwischen HSZT und IST richtet sich vor allem nach dem Vorhandensein eines
geeigneten, so genannten HLA-identischen Spenders. Kann ein solcher Spender in der Familie
(zum Beispiel Geschwister) gefunden werden, sollte so bald wie mdglich eine HSZT durchgefihrt
werden. Langes Zuwarten vor der Transplantation und eine gro3e Anzahl von Bluttransfusionen
vor der HSZT kdnnen die Ausgangslage des Patienten verschlechtern. Findet sich kein passender
Spender, ist die immunsuppressive Therapie (IST) die Therapie der Wahl. Eine friihzeitige
Therapieplanung durch Experten in einem spezialisierten Zentrum ist unbedingt notwendig, damit
diese Entscheidungsfindung nach bestem Wissen erfolgt.

6.2.1. Allogene hamatopoetische Stammzelltransplantation (HSZT)

Bei der allogenen Blutstammzelltransplantation (allogene HSZT) erhalt der Patient Blutstammzellert
von einem anderen Menschen ("allo-" ist eine griechische Silbe und bedeutet "anders" oder
"fremd"). Es kann sich dabei um einen Verwandten oder um einen Fremden handeln (je nach
Art des Spenders wird zum Teil auch von Familienspender- beziehungsweise Fremdspender-
Transplantation gesprochen).

Fir Kinder mit einem passenden (HLA-identischen) verwandten (Geschwister-) Spender ist die
HSZT die Therapie der Wahl. Es handelt sich dabei um eine intensive, jedoch erfolgsversprechende
Therapie: Bis zu 90% aller Kinder mit aplastischer Anamie kdnnen durch die HSZT geheilt werden.
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Eine allogene HSZT mit Stammzellen von einem nicht verwandten Spender (Fremdspender)
ist aufgrund der geringeren Gewebevertraglichkeit zwischen Spender und Empfanger mit
vergleichsweise hoheren Risiken verbunden und wird daher noch nicht als Therapie der Wahl
empfohlen. Allerdings wurden die Ergebnisse nach HSZT vom gut passenden Fremdspender in
den letzten Jahren kontinuierlich verbessert. Somit kann diese Behandlung fiir manche Kinder
zukunftig, das heif3t nach weiterer Prufung ihrer Sicherheit und Vertraglichkeit im Rahmen klinischer
Studien, eine erfolgsversprechende Therapieform sein.

Ausfuhrliche Informationen zur allogenen HSZT finden Sie auf unseren Webseiten:

Ausfiihrliche Informationen

6.2.2. Immunsuppressive Therapie (IST)

Falls kein passender Spender fir eine HSZT gefunden werden kann, oder eine HSZT fir den
Patienten, beispielsweise aufgrund von Begleiterkrankungen, nicht in Frage kommt, bietet die
Immunsuppression eine weitere Behandlungsmoglichkeit. Dabei wird durch eine Kombination
mehrerer Medikamente die fehlerhafte Immunreaktion, die zur Verminderung der blutbildenden
Stammzellen im Knochenmark gefiihrt hat, unterdriickt.

In den letzten Jahren hat sich hier die Kombination aus Antithymozytenglobulin (ATG) und
Cyclosporin (CSA) bewahrt. Bei einer schweren aplastischen Anadmie ist manchmal zusatzlich
die Gabe eines Wachstumsfaktors, der die kdrpereigene Produktion von Granulozyten stimuliert
(Granulocyte Colony stimulating Factor = G-CSF), angezeigt, um das Risiko einer Infektion zu
verringern.

Wahrend der ersten vier Tage der Behandlung im Krankenhaus wird ATG (ber die Vene zugeflhrt.
Zusatzlich erhalten die Patienten Uber vier Wochen Glukokortikoide. CSA wird Uber mindestens
sechs Monate gegeben. Sobald sich der Patient gut fihlt und sich seine Blutwerte stabilisiert
haben, kann er nach Hause entlassen werden und die Medikamente auch als Tablette oder Saft
einnehmen.

Durch die IST kann innerhalb von durchschnittlich etwa zwei bis vier Monaten bei etwa 60%
der Patienten ein ausreichender Anstieg der Blutzellen erreicht werden, so dass in der Regel
keine Bluttransfusionen mehr angezeigt sind. Auch das Infektionsrisiko sinkt nach einer IST. Eine
vollstdndige Normalisierung der Blutwerte wird allerdings nur bei ca. 50% der Patienten erreicht.

Nach einer IST besteht bei etwa 30 % der Patienten langfristig allerdings das Risiko,
dass die Erkrankung wiederkehrt. Etwa 20 % konnen eine so genannte klonale Erkrankung
(akute myeloische Leukdmie/ myelodysplastisches Syndrom) oder eine paroxysmale nachtliche
Hamoglobinurie entwickeln. Bei diesen Patienten ist in der Regel eine allogene HSZT mit
Stammzellen von einem passenden unverwandten Stammzellspender oder Spender aus der
erweiterten Familie angezeigt (siehe oben).

Kommt es jedoch in den ersten 3 - 6 Monaten nach der IST nicht zu einer deutlichen Besserung der
Blutbildung, oder nach erfolgreicher Therapie zu einem Riickfall der aplastischen Anamie, sollte
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eine HSZT von einem gut passendem Fremdspender durchgefiihrt werden. Eine Wiederholung der
IST wird im Allgemeinen nicht empfohlen.

6.2.3. Unterstutzende (supportive) Therapie wahrend der Behandlung einer
aplastischen Anamie

Die Therapie der aplastischen Anamie erfordert, je nach Art der angewandten Behandlungsform
(HSZT oder IST), verschiedene unterstiitzende MaRRnahmen (Supportivtherapie). Diese tragen
dazu bei, krankheitsbedingte Symptomie sowie behandlungsbedingte Nebenwirkungen zu
behandeln oder diesen vorzubeugen.

Weitere  Erlauterungen  zur  Supportivtherapie finden Sie unserem  Partnerportal
www.kinderkrebsinfo.de.

Ausflihrliche Informationen

6.2.3.1. Ersatz von Blutbestandteilen (Bluttransfusionen)

Eine Blutarmut (Anamie) und / oder ein Mangel an Blutplatichen (Thrombozytopenie), die
mit gesundheitlichen Problemen (siehe ,Krankheitszeichen) einhergehen, kénnen durch die
Bluttransfusionen (Gabe von roten Blutzellen beziehungsweise Blutplattchen) behandelt werden.

6.2.3.1.1. Transfusion von Erythrozytenkonzentraten (Ek)

Die Feststellung einer Andmigl erfolgt in der Regel uUber die Bestimmung des roten Blutfarbstoffs
Hémoglobint (abgekirzt: Hb), der in den roten Blutzellen enthalten ist. Kinder und Jugendliche
mit aplastischer Andmie haben verminderte "Hb-Werte", das heif’t, ein im Vergleich zu den
altersentsprechenden Normwerten vermindertes Hamoglobin.

Treten bei den Patienten gleichzeitig Zeichen einer Anamie auf, wie Hautblasse,
Mudigkeit, Schwache, Luftnot, Leistungsminderung, Rlcken- oder Kopfschmerzen (siehe
“Krankheitszeichen”), kann ein Ersatz fehlender roter Blutzellen (Erythrozyten) erforderlich sein.
Durch die Transfusiorfvon Erythrozytenkonzentraten (abgekiirzt: Ek)werden gezielt rote Blutzellen
zugefuhrt.

Bei der regelmaRigen Transfusion von Erythrozyten wird dem Koérper eine grof3e Menge von Eisen
zugefuhrt, welches sich im Lauf der Zeit in Organen (vor allem der Leber und dem Herzen) ablagert
und diese schadigt. Bei Patienten mit anderen Erkrankungen, die langfristig auf Transfusionen von
Erythrozyten angewiesen sind, muss daher eine Eisenentzugstherapie durchgefiihrt werden.

6.2.3.1.2. Normwerte fiir Erythrozytenanzahl, Himoglobin und Hamatokrit
Die altersentsprechenden Normwerte fir Hdmoglobin (Hb-Wert) und fir Hdmatokrit (HK-Wert) sind
in einer Tabelle aufgeflihrt. Zur Tabelle hier

Bei Kindern jenseits des Sauglingsalters liegen der Hamoglobin-Wert normalerweise zwischen 10
und 16g/dl und der Hamatokrit-Wert zwischen 30 und 49%.


{$kinderkrebsinfo@e1812/e1946/e2054/e67634}
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Genauere altersentsprechende Werte zu den Erythrozytenanzahlen, Hamoglobin und Hamatokrit
finden Sie hier.. Auf diesen Seiten werden zuldssige Abweichungen, sogenannte Referenzintervalle
der Normwerte, grafisch dargestellt.

6.2.3.1.3. Transfusion von Thrombozytenkonzentraten (Tk)

Blutplattchen (Thrombozyten) sind fur die Blutstillung verantwortlich. Ein starker Abfall der
Thrombozytenzahl (so genannte Thrombozytopenie) bedeutet eine Blutungsgefahrdung. Eine
Thrombozytopenielliegt vor, wenn die Zahl der Blutplattchen unter 150.000 pro Mikroliter liegt.

Hinweise auf eine erhdhte Blutungsgeféahrdung durch mangelnde Blutplatichenzahl sind kleine
punktférmige Haut- oder Schleimhautblutungen, die allerdings erst bei Thrombozytenwerten unter
30.000 pro Mikroliter Blut sichtbar werden.

Blutplattchen (Thrombozyten) kdnnen ebenfalls effektiv Uibertragen (transfundiert) werden und so
schwere Blutungen verhindern. Mittelfristig besteht jedoch das Risiko, dass das Abwehrsystem des
Patienten gegen Thrombozyten von Spendern sensibilisiert wird und diese bekampft. In diesen
Situationen ist das Risiko fur das Auftreten von schweren Blutungen sehr hoch.

6.2.3.2. Vorbeugung und Behandlung von Infektionen

Durch die aplastische Andmie, aber auch durch deren Behandlung, sind die Patienten
abwehrgeschwacht. Sie mussen daher so gut wie moglich vor Infektionen geschitzt und im
Falle des Auftretens von Infektionen schnellst méglich behandelt werden. Neben der Vermeidung
von Kontakten zu Menschen mit Infektionen gehdren zu den notwendigen MalRRnahmen die
vorbeugende Verabreichung von Medikamenten gegen spezielle Bakterien und Pilz sowie die
schnelle Gabe von Antibiotika bei Auftreten von Fieber.

Wichtig zu wissen: Grundsatzlich sind Infektionen bei immungeschwachten Kindern als
lebensbedrohlich anzusehen. Die Vorbeugung und Behandlung von Infektionen ist daher
aulerst wichtig.

Ausfuhrliche Informationen zu Infektionen bei abwehrgeschwachten Kindern und Jugendlichen
finden Sie in unserem Partnerportal www.kinderkrebsinfo.de unter Infektionen mit Seiten zu:

« Krankheitszeichen, die auf eine Infektion hinweisen
» Vorbeugung von Infektionen

* Behandlungen von Infektionen


http://zms3-production.eln-live.zms.hosting/sites/kinderkrebsinfo/content/e1812/e1946/e2054/e67634/e67774

7.
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Prognose: Wie sind die Zukunftsaussichten fur

Patienten mit aplastischer Anamie?

Die Aussichten, dass ein Patient mit aplastischer Anamie erfolgreich behandelt werden kann, sind
gut, obwohl es sich um eine lebensbedrohliche Erkrankung handelt.

Die allogene hamatopoietische Stammzelltransplantation (HSZT) von einem passenden (HLA-
identischen) Geschwisterspender (siehe ,Behandlung®) fihrt bei 80 - 90% der Patienten ohne
schwere Komplikationen zur Heilung. Auch eine HSZT von einem geeigneten Fremdspender kann
Patienten mit aplastischer Andmie heilen. Allerdings kommt es hierbei noch immer bei vielen
Kindern und Jugendlichen (ca. 20 - 30 %) zu schweren, manchmal auch tédlichen Komplikationen.

Eine HSZT ist eine intensive Therapie. Die Patienten sollten sich nach Abschluss
der akuten Behandlung lebenslang mindestens einmal jahrlich bei einem Experten zu
Nachsorgeuntersuchungen vorstellen, um Langzeitnebenwirkungen rechtzeitig zu erkennen und
behandeln zu kénnen.

Patienten, die erfolgreich mit einer immunsuppressiven Therapie (IST) (siehe ,Behandlung®)
behandelt wurden, kénnen langfristig wieder ein normales Leben flihren. Andererseits spricht
etwa die Halfte der Patienten nicht auf die Therapie an oder erleidet einen Rickfall oder eine
Folgeerkrankung. Diese Patienten miissen dann transplantiert werden.

Diejenigen Patienten, die gut auf die Therapie ansprechen, sollten unbedingt aufgrund des Risikos
eines Ruckfalls oder einer Folgeerkrankung regelmafig Nachsorgeuntersuchungen wahrnehmen.
Diese vereinbaren Sie bitte mit hrem Behandlungsteam.
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plétzlich auftretend, schnell verlaufend

Myeloblastenleukamie, zweithaufigste Leukadmieform des
Kindes- und Jugendalters

Blutarmut; Verminderung des roten Blutfarbstoffs (Hadmoglobin)
und/oder des Anteils der roten Blutkdrperchen (Hamatokrit) im
Blut unter den fur ein bestimmtes Alter typischen Normwert.
Zeichen einer Anamie sind z.B. Blasse, Kopfschmerzen,
Schwindel, Schlappheitsgefinhl.

Krankengeschichte, Entwicklung von Krankheitszeichen; im
arztlichen Anamnesegesprach mit dem Kranken werden Art,
Beginn und Verlauf der (aktuellen) Beschwerden sowie eventuelle
Risikofaktoren (z.B. Erbkrankheiten) erfragt.

Mehrzahl von Antibiotikum

Reaktion des Abwehrsystems (Immunsystem) gegen
korpereigenes Gewebe (mehr siehe Autoimmunkrankheit)

kleinste Lebewesen, die aus einer einzigen Zelle ohne Zellkern
bestehen und zahlreiche Krankheiten (bakterielle Infektionen)
auslésen koénnen; diese kann man allerdings groftenteils
erfolgreich mit Antibiotika behandeln.

Blutanalyse zur Bestimmung der qualitativen und quantitativen
Zusammensetzung des Blutes in einer Blutprobe: Untersucht
werden u.a. die Zahl der roten und weilen Blutkdrperchen sowie
der Blutplattchen, der Hamoglobingehalt (Hb-Wert) des Blutes
und der Volumenanteil der roten Blutkérperchen am Gesamtblut
(Hamatokrit). Das "grofe Blutbild" beinhaltet zusatzlich ein
so genanntes Differentialblutbild, bei dem speziell die weillen
Blutzellen genauer auf ihre Zusammensetzung (prozentuale
Anteile der verschiedenen Unterformen) und ihr Aussehen
Uberprft werden.

Vorlauferzellen aller Blutzellen; aus ihnen entstehen die
roten Blutkdrperchen (Erythrozyten), die weilen Blutkdrperchen
(Leukozyten) sowie die Blutplattchen (Thrombozyten) und einige
andere Zellen. Dieser Prozess wird als Blutbildung bezeichnet.
Die verschiedenen Blutzellen werden im Knochenmark gebildet
und von dort teilweise ins Blut ausgeschwemmt.
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Ubertragung von Blut (Vollblut) oder Blutbestandteilen (z.B.
Erythrozytenkonzentrat, Thrombozytenkonzentrat) von einem
Spender auf einen Empfanger;

Chromosomen sind die Trager des Erbgutes, also der
genetischen Information einer Zelle; sie bestehen vor allem aus
DNA und Eiweiflen und sind Bestandteile des Zellkerns. Gestalt
und Zahl sind artspezifisch. Der Mensch besitzt pro Kérperzelle
46 Chromosomen (23 Chromosomenpaare).

Erreger des Pfeifferschen-Drisenfiebers

rote Blutkdrperchen, die haufigsten Zellen im Blut, sie dienen
vor allem dem Sauerstoff-Transport im Organismus; Erythrozyten
werden im Knochenmark gebildet (Erythropoese). Fir die
Bindung und den Transport des in der Lunge aufgenommenen
Sauerstoffs ist der rote Blutfarbstoff (Hamoglobin) im Inneren
der Erythrozyten verantwortlich. Sind rote Blutkdrperchen nicht
in ausreichender Menge vorhanden oder, aus Mangel an
Hamoglobin, nicht funktionstichtig, spricht man von einer
Anamie, einer Blutarmut.

erbliche Blutbildungsstérung; sie ist u.a. gekennzeichnet durch
eine fortschreitende Funktionsstérung des Knochenmarks,
die zu einer verminderten Bildung von Blutzellen fihrt
(Knochenmarkinsuffizienz), sowie durch chronische Anamie
und ein hohes Krebsrisiko (v.a. fir akute myeloische
Leukdmien). Zu den weiteren Begleiterscheinungen gehdren
Skelettfehlbildungen (z.B. Kleinwuchs, Fehlbildungen der
Daumen und Arme). Die Fanconi-Andmie zahlt zu den
erblichen Krebssyndromen. Auf zelluldrer Ebene zeigt
sich eine erhdhte Chromosomenbriichigkeit; diese fiihrt zu
Chromosomenveranderungen und, damit einhergehend, zu
Stérungen der Zellzykluskontrolle.

Abk. fur Granulozyten-stimulierender Faktor: gentechnologisch
herstellbarer Wachstumsfaktor, der die Bildung von Granulozyten
im  Knochenmark fordert und schlielich zu einer
Ausschwemmung von Blutstammzellen aus dem Knochenmark
in das Blut fuhrt.

Steroidhormon (Kortikosteroid) mit entzindungshemmender
Wirkung. Glukokortikoide werden in der Nebennierenrinde
gebildet und nach Anregung durch das Hormon Corticotropin
(ACTH) aus der Hirnanhangsdrise in den Blutkreislauf
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abgegeben. Sie haben ihre Hauptwirkungen im Zucker- und
Fettstoffwechsel sowie beim Abbau von Koérpereiweilen.

Untergruppe der weilen Blutkdrperchen (Leukozyten); sie
sind vor allem fur die Abwehr von Bakterien und anderen
Krankheitserregern (wie Viren, Parasiten und Pilze) zustandig;
Granulozyten sind auch an allergischen und entzindlichen
Reaktionen sowie an der Eiterbildung beteiligt. Die Granulozyten
machen ca. 60-70% der Leukozyten im Blut aus. Aufgrund
ihrer unterschiedlich anfarbbaren Kérnchen (Granula) und ihrer
unterschiedlichen Aufgaben werden sie in drei Unterformen
eingeteilt: neutrophile (90%), eosinophile (2-4%) und basophile
Granulozyten (bis 1%). Die neutrophilen Granulozyten (kurz:
Neutrophile) spielen die wichtigste Rolle bei der Infektabwehr.

Anteil aller zellularen Bestandteile am Volumen des Blutes;
der Hamatokrit hangt vor allem von der Konzentration der
roten Blutzellen (Erythrozyten) ab. Da diese etwa 99 % der
Zellbestandteile des Blutes ausmachen, erlaubt die Bestimmung
des Hamatokrit-Wertes vor allem Riickschlisse auf den Anteil der
Erythrozyten im Blut.

Blutaustritt aus verletzten BlutgefalRen ins Kdrpergewebe oder
eine bestehende Kdrperhohle; ein Hamatom kann z.B. durch eine
Verletzung von aufen oder auch durch einen Tumor verursacht
werden.

roter Blutfarbstoff in den roten Blutkérperchen (Erythrozyten);
er besteht aus einem eisenhaltigen Protein und ist fir den
Sauerstofftransport im Organismus verantwortlich.

Entzindung der Leber Leberentzindungen koénnen auf
unterschiedliche Weise entstehen, beispielsweise im Rahmen
einer Infektion mit bestimmten Viren, den so genannten Hepatitis-
Viren, nach einer Bestrahlung oder Verletzung und auch bei einer
Blutabflusstérung.

HLA: Abklrzung fur (englisch) human leukocyte antigen
(menschliches Leukozytenantigen) HLA sind Eiweil3strukturen
(Antigene) auf der Oberflache der meisten Korperzellen, die
von T-Lymphozyten, einer Unterart der weiRen Blutzellen,
erkannt werden. Sie dienen dem Immunsystem u.a. zur
Unterscheidung zwischen ,koérpereigenen® und ,kérperfremden®
Strukturen/Substanzen.

Unterdrickung der kdrpereigenen Abwehr



immunsuppressiv

Immunsystem

Infektion
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die koérpereigene Immunabwehr unterdriickend

korpereigenes System zur Erhaltung des gesunden Organismus
durch Abwehr korperfremder Substanzen und Vernichtung
anomaler Korperzellen (z.B. Krebszellen); das Immunsystem hat
die Fahigkeit, zwischen selbst und fremd bzw. gefahrlich und
harmlos zu unterscheiden; beteiligt sind hauptsachlich die Organe
des lymphatischen Systems sowie im ganzen Korper verteilte
Zellen (z.B. Leukozyten) und Molekile (z.B. Immunglobuline).

Eindringen kleinster Organismen (z.B. Bakterien, Viren, Pilze)
in den Korper und anschlielende Vermehrung in diesem. Je
nach Eigenschaften der Mikroorganismen und der Abwehrlage
des Infizierten kann es nach Infektionen zu verschiedenen
Infektionskrankheiten kommen.

Ort der Blutbildung. Schwammartiges, stark durchblutetes
Gewebe, das die Hohlrdume im Innern vieler Knochen
(z.B. Wirbelkdrper, Becken- und Oberschenkelknochen,
Rippen, Brustbein, Schulterblatt und Schlisselbein) ausfilllt.
Im Knochenmark entwickeln sich aus Blutvorlduferzellen
(Blutstammzellen) alle Formen von Blutzellen.

bdsartige Erkrankung des blutbildenden Systems und haufigste
Krebserkrankung bei Kindern und Jugendlichen (mit ca. 33%);
je nach Herkunft der bodsartigen Zellen unterscheidet man
lymphoblastische und myeloische Leukdmien. Abhangig vom
Krankheitsverlauf (schnell oder langsam) werden akute und
chronische Leukadmien unterschieden.

weile Blutkorperchen; sie dienen, als Zellen des Immunsystems,
der Abwehr von Krankheitserregern und der Bekdmpfung von
Infektionen. AuRBerdem beseitigen sie die durch den Zerfall
von Korperzellen anfallenden Zelltrimmer. Zu den Leukozyten
gehodren die Granulozyten (mit 60-70%), die Lymphozyten
(20-30%) und die Monozyten (2-6%). Leukozyten werden
hauptsachlich im Knochenmark gebildet. Dieser Vorgang wird
Leukopoese genannt.

Untergruppe der weil3en Blutkérperchen, die fur die kérpereigene
Abwehr, insbesondere die Abwehr von Viren, zustandig sind.
Es gibt B- und T-Lymphozyten. Sie werden im Knochenmark
gebildet, reifen aber z. T. erst im lymphatischen Gewebe (z. B.
Lymphknoten, Milz, Thymusdrise) zu voller Funktionsfahigkeit
heran. Uber die Lymphbahnen gelangen sie schlieRlich ins Blut,
wo sie ihre jeweiligen Aufgaben Ubernehmen.
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Instrument, das ermdglicht, Objekte oder bestimmte Strukturen
von Objekten, die fur das menschliche Auge nicht sichtbar sind,
vergrofert anzusehen

Struktur, Bildung, Entwicklung, Funktion und Wechselwirkungen
von Zellen und Zellbausteinen (z.B. Nukleinsduren, Proteine)
auf molekularer Ebene betreffend; im Mittelpunkt stehen die
Analyse der in den Nukleinsauren (DNA und RNA) gespeicherten
Erbinformation und deren Verarbeitung im Rahmen der
Proteinsynthese sowie die Genregulation.

bei Kindern sehr seltene Erkrankung des Blut bildenden
Systems im Knochenmark; flihrt ahnlich einer Leukamie zu einer
Stérung der Blutbildung und infolgedessen zu Anamie, erhéhter
Blutungsneigung und/oder Infektanfalligkeit. Die Erkrankung geht
fast immer in eine akute myeloische Leukamie (AML) Uber.

auflen, am Rande, fern vom Zentrum
kleinste, punktférmige Haut- und/oder Schleimhautblutungen.

als radioaktiv werden Substanzen mit instabilen Atomkernen
bezeichnet, die sich spontan unter Abgabe von Energie
umwandeln. Die frei werdende Energie wird als ionisierende
Strahlung (energiereiche Teilchen und/oder Gammastrahlung)
abgegeben.

sehr seltene erbliche Erkrankung, gekennzeichnet u.a. durch eine
Storung der Knochenmarks- und Bauchspeicheldriisenfunktion
und durch Wachstumsstérungen; es besteht ein erhdéhtes Risiko
zur Entwicklung einer Leukamie oder eines myelodysplastischen
Syndroms (MDS). Patienten mit einem Shwachman-Diamond-
Syndrom (SDS) haben Defekte auf einem Gen, dessen genaue
Funktion noch erforscht wird. Man weil3 allerdings, dass
diese Mutationen autosomal-rezessiv vererbt werden und sich
gleichzeitig auf mehere Organsysteme und Ko&rperfunktionen
auswirken kénnen.

hier: unreife (undifferenzierte) und unbegrenzt teilungsfahige
Koérperzellen, die entweder weitere Stammzellen hervorbringen
oder zu verschiedenen Zell- /| Gewebetypen ausreifen kénnen
(Differenzierung). Stammzellen sind das Ausgangsmaterial der
embryonalen Organentwicklung und aller regenerationsfahigen
Gewebe des Erwachsenen (z.B. Haut, Schleimhaute,
blutbildende Zellen des Knochenmarks).

Krankheitszeichen
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Blutzellen, die fir die Blutstillung verantwortlich sind; sie sorgen
daflr, dass bei einer Verletzung die Wande der Blutgefalle
innerhalb kiirzester Zeit abgedichtet werden und somit die
Blutung zum Stillstand kommt.

Verminderung der Blutplattchen (Thrombozyten) im Blut auf
Werte unterhalb der altersentsprechenden Norm (unter 150.000
Thrombozyten pro Mikroliter Blut)

Ubertragung von Vollblut oder Blutbestandteilen (z.B.
Erythrozytenkonzentrat, Thrombozytenkonzentrat) von einem
Spender auf einen Empfanger.

infektidser Partikel ohne eigenen Stoffwechsel, der fiir seine
Vermehrung auf Wirtszellen angewiesen ist, auf die er meist
krankheitserregend wirkt (lateinisch virus bedeutet Schleim, Gift)

Zahl und Aufbau der im Zellkern enthaltenen Chromosomen
betreffend

DNS-Virus aus der Familie der Herpesviren; wird meist Uber
Trépfcheninfektion Ubertragen

zellwachstumshemmende Medikamente; sie kénnen
verschiedenartige Zellen, insbesondere solche, die sich haufig
teilen, vernichten und/oder deren Vermehrung verhindern
oder erheblich verzégern, indem sie den Zellstoffwechsel
beeinflussen.
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