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Übersicht – Krebs im Mittelpunkt

Krebs – Erkrankungen im Fokus von Forschung, Entwicklung und Zulassung

Aktivitäten des BfArM – unser Beitrag zur Versorgung von Menschen mit Krebserkrankungen

Vom Arzneimittel zur „digitalen Gesundheitsanwendung“ als Helfer in der Hand der Patienten

Fazit und Ausblick
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Onkologische Indikationen im Fokus von Forschung, Entwicklung 
und (Arzneimittel-)Zulassung

25% aller klinischen Studien in onkologischen 
Indikationen*, ca je
• 1/3 monoklonale Antikörper(konjugate) 
• 1/3 zielgerichtete chem. definierte WS
• 1/3 andere
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• Große Zahl an Zulassungsanträgen in den nächsten 

2-3 Jahren erwartet

• überwiegend neue chemisch definierte Wirkstoffe

• mehr als 1/3 für Indikationen in der Onkologie/ 

Hämatologie

Onkologische Indikationen im Fokus von Forschung, Entwicklung 
und (Arzneimittel-)Zulassung
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BfArM: Partner in der „Nationalen Dekade gegen Krebs“

https://www.dekade-gegen-
krebs.de/de/home/home_node.html

https://www.dekade-gegen-krebs.de/de/home/home_node.html
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Onkologie – auch im Fokus
der europäischen Kommission
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Zusammenarbeit und Wissensaustausch fördern:
Strengthening Training and Regulatory knowledge

in academia (STARS)
Analysis of existing support activities

Analysis of gaps

Improvement of support activities

Development of training

Development of recommendations

Interaction with stakeholders

• 21 Partner aus 18 europäischen
Ländern/ Zulassungsbehörden

• Enge Zusammenarbeit mit –
und für – akademische
Forschungseinrichtungen zur
Entwicklungsunterstützung

• Koordinationsteam: BfArM, PEI, 
DLR-PT 

• Förderung durch die 
Europäische Kommission

• 21 Empfehlungen –
“Common Strategy”

 Hintergrund, Ziele und Arbeitsprogramm: 
 www.csa-stars.eu

http://www.csa-stars.eu/
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Über welche Endpunkte reden wir in der Onkologie im 
Zulassungskontext – und was ist wann akzeptabel?

Overall

Survival

UDI

QoL

PFS

EFS

DFS

(ORR)

Biomarker

MFS

MRD

PFS

Overall

Survival
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Über welche Endpunkte reden wir in der Onkologie im 
Zulassungskontext – und was ist wann akzeptabel?

Overall Survival (OS):
# harter Endpunkt, zeigt klaren  

klinischen Nutzen
# Relevant für efficacy & safety-

Bewertung
# Nachteil: feasibility; z.B. bei vielen 

nachfolgenden Therapielinien

Progression-free Survival (PFS):
# anerkannt, wenn klinisch relevante Differenz, 
da Progression idR später symptomatisch wird
# sinnvoll, wenn OS nicht (gut) erfassbar
# OS als sekundärer EP, wenn PFS primärer EP
# Vorteil: unabhängig von nachfolgenden 
Therapie(effekte)n

# Nachteile: klarer Visitenplan Bewertung nach 
RECIST aufwändiger als klinische Routine
aus RWD nicht sinnvoll erhebbar

Quality of Life (QoL) und 
Patient reported Outcomes (PRO)
# zunehmende Bedeutung in der 

Bewertung zur Zulassung
# bisher (ausschließlich) supportiv
# Nachteil: eingeschränkte Aussagekraft bei 

Studien mit fehlender Verblindung
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Über welche Endpunkte reden wir in der Onkologie im 
Zulassungskontext – und was ist wann akzeptabel?

Event-free Survival (EFS):
# im (potentiell) kurativen Setting für

Zulassungsentscheidungen relevant:
z.B. bei (neo)-adjuvanten Therapien, bei

akuten Leukämien
# wenn primärer EP in klinischen Studien

Daten erst auswertbar, wenn ausreichend
ausgereift, d.h. wenn abzusehen ist, dass
EFS-Plateau stabil ist / zusätzliches
Krankheitsrezidiv selten ist

Disease-free Survival (DFS):
# im adjuvanten Setting, z.B. 

bei Brustkrebs/Kolorektalkarzinom
# in einigen Fällen und aufgrund größerer 

Toxizitätsbedenken müssen günstige 
Auswirkungen auf OS (nach Zulassung) 
nachgewiesen werden

10
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Über welche Endpunkte reden wir in der Onkologie im 
Zulassungskontext – und was ist wann akzeptabel?

Minimal Residual Disease (MRD):
# „intermediate endpoint“für klinische 

Wirksamkeit, z.B. bei  CLL 
(Appendix 4 Anticancer Guideline)    

#  geeignet, um frühe Zulassung in 
randomisierten CLL-Studien zu erhalten, die 
darauf ausgelegt sind, Überlegenheit in 
Bezug auf PFS zu zeigen, reife PFS-Daten 
aber erst zu späterem Zeitpunkt verfügbar sind

# Reflection Paper beim Multiplem Myelom

Metastase Free Survival (MFS):
# im nicht-metastasierten, aber Hochrisiko-

Setting anerkannt, z.B. Prostata-Karzinom

Objective Response Rate (ORR):
# Einsatz häufig in unkontrollierten Studien
# geeignet zur Einschätzung der Aktivität eines 

Wirkstoffs in frühen Entwicklungsstadien
# klinischer Nutzen für Patienten fraglich, daher 

als zulassungsrelevanter EP kritisch zu sehen 

?
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Personalisierte Therapieansätze

Aus: R. Ravi & H. Kesari, Curr Rev Clin Exp Pharamacol (2022) 17: 
114-121
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DiGA im Verzeichnis des BfArM mit positivem Versorgungseffekt -
Onkologie

Name Indikation Positiver
Versorgungseffekt

Status

CANKADO PRO-React Onco C50 Bösartige Neubildung 
der Brustdrüse [Mamma]

Gesundheitskompetenz Vorläufig aufgenommen

optimune C50 Bösartige Neubildung 
der Brustdrüse [Mamma]

Verbesserung der 
Lebensqualität

Vorläufig aufgenommen

PINK! Coach C50 Bösartige Neubildung 
der Brustdrüse [Mamma]

Verbesserung des 
Gesundheitszustands
(Verringerung der 
krankheitsbedingten 
psychischen Belastung)

Vorläufig aufgenommen

Mika 89 Krebsindikationen 
(aus dem Bereich ICD-10-
GM C00 – C97)

Verbesserung der 
Lebensqualität

Gestrichen (auf Antrag des 
Herstellers während 
vorläufiger Listung)
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Lieferengpässe
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Lessons Learned aus der Pandemie
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 Onkologische Indikationen im Fokus von Forschung, Entwicklung, klinischer Prüfung und Zulassung

 Vielzahl an innovativen Behandlungsoptionen in der Pipeline für die nächsten Jahre 

 BfArM mit zentralen Aufgaben und Aktivitäten u.a. auch zur Anwendung von Real World Data und Big 

Data mit dem Potenzial, mehr über (seltene onkologische) Erkrankungen zu erfahren und zielgerichete, 

individualisierte, sichere und wirksame Behandlungsoptionen zur Verfügung zu stellen

 Digitale Gesundheitsanwendungen als Therapiebegleiter mit Potenzial zur Verbesserung der Versorgung

 Patientenbeteiligung und Patienten im Fokus!

Mehr Austausch und Interaktion zwischen allen Beteiligten!

Fazit und Ausblick
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Vielen Dank für Ihre Aufmerksamkeit!

www.bfarm.de
www.bfarm.de/diga
www.bfarm.de/digitalfuture

Bundesinstitut für Arzneimittel und Medizinprodukte

Präsident

E-Mail: leitung@bfarm.de

Tel. +49 228 99 307 3219 

www.bfarm.de

Prof. Dr. med. Karl Broich

http://www.bfarm.de/
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