Ubersetzung basierend auf den Leitlinien aus dem Vereinigten Kénigreich,
unterstiitzt von Santhera Pharmaceuticals

Kortikosteroide bei Duchenne-Muskeldystrophie
Behandlungsleitlinien von DMD Care UK
Stand: 31. Marz 2025

Anhang B: Vorbeugende MaBnahmen bei DMD von Guglieri et al., 2022 (siehe Fuf3zeile)

https://pmc.ncbi.nlm.nih.qov/articles/PMC8984930/

Verhaltensanderungen

Vorbeugende MaBBnahmen:
Standardisierte Verhaltensempfehlungen bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei allen Folgeterminen.

Beurteilung:

Ausfiillen des SDQ-, PARS llI- und des IOWA Conners-Fragebogens sowie Anwendung der Rutter-
Skala in der Uberarbeiteten Fassung durch die Eltern/Erziehungsberechtigten zu Beginn und bei
jedem Folgetermin.

Bei jedem Folgetermin Gesprach mit den Eltern/Erziehungsberechtigten darlber, wie sie die
Anderungen im Verhalten ihres Kindes wahrnehmen.

Keine Beeintrachtigung
des Familienlebens/
Schulalltags Keine weiteren
Interventionen erforderlich
(Verhaltensempfehlungen
bekraftigen)

Verhaltensanderungen

\ 4

Beeintrachtigung des
Familienlebens/
Schulalltags

\ 4

Verbesserung

Steroiddosis sollte aus Gewichtsgriinden
nicht erhéht werden Keine weiteren

Unterstitzung durch Kinderpsychologen in Interventionen erforderlich
Betracht ziehen (Unterstiitzung fortsetzen)

v

Beeintrachtigung des
Familienlebens/
Schulalltags

Steroiddosis reduzierenUnterstitzung durch Verbesserung

Kinderpsychologen in Betracht ziehen Keine weiteren

Interventionen erforderlich
(Unterstiitzung fortsetzen)

A 4

Keine Verbesserung (und/oder
schwere oder nicht akzeptable
Beeintrachtigung des

Familienlebens/Schullalltags)
A

Steroide absetzen



https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC8984930/

Cushingoides Erscheinungsbild

Beurteilung:

Das cushingoide Erscheinungsbild (rundes Gesicht und Stiernacken) wird vom Priifarzt vor Ort bei der
Erstuntersuchung/Aufnahme (TO) und bei jedem Folgetermin beurteilt.

Nicht belastend fiir
das Kind/die Familie

Cushingoides Erscheinungsbild (rundes

Gesicht, Stiernacken) Keine Interventionen

erforderlich

Belastend fiir das
Kind/die Familie

Nicht belastend fiir
das Kind/die Familie

»

Steroiddosis sollte aus Gewichtsgriinden Keine weiteren Interventionen
nicht erhéht werden erforderlich

Belastend fiir das
Kind/die Familie

Nicht belastend fiir
Steroiddosis reduzieren das Kind/die Familie

Keine weiteren Interventionen
erforderlich

»
>

Belastend fiir das
Kind/die Familie

\ 4

Steroide absetzen




Gastrointestinale Symptome (Bauchschmerzen, Sodbrennen, gastrointestinale Blutungen)

Vorbeugende MaRnahmen:
Nichtsteroidale entziindungshemmende Arzneimittel vermeiden.
Empfehlung, das Studienmedikament auf vollen Magen (nach dem Friihstiick) einzunehmen.

Beurteilung:

Korperliche Untersuchung bei der Voruntersuchung, bei der Erstuntersuchung und bei jedem Folgetermin.

Symptome einer Gastritis/gastrodsophagealen
Refluxkrankheit

Verbesserung

Mit der Gabe von Ranitidin (oder Keine weiteren
Protonenpumpeninhibitoren) Interventionen
+ Antazida beginnen erforderlich (Monitoring

bei Folgeterminen)

A 4

Symptome bestehen fort

SFeroiddoﬂsis sollte aus Gewichtsgriinden \l\/lir(?ﬁriségsnugc&r;ien) . .

nicht erhéht werden Keine weiteren

Auf mogliche Magengeschwiire » | Interventionen
untersuchen (Rote Blutkdrperchen, Test erforderlich (Monitoring
auf okkultes Blut im Stuhl) bei Folgeterminen)

NEG-Untersuchungen,
aber Symptome
POS-Untersuchungen bestehen fort

v Symptome

Steroide absetzen Steroiddosis reduzieren

Uberweisung des Kindes an einen
Spezialisten

A




Glykosurie

Vorbeugende MaBnahmen:
Standardisierte Erndhrungsberatung
Beurteilung:

Urinalyse auf Glykosurie bei der Voruntersuchung, bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei jedem

Folgetermin.
Glukose + (Spuren oder mehr) bei
Urinanalyse oder auf Urin-
Teststreifen)
Glukose NEG
. Keine weiteren Interventionen
Wiederholung der . . . .
. . » | erforderlich (Urinanalyse bei
Urinuntersuchung mit . .
. . Folgeterminen gemaf
Urinstreifentest (nach ca. 7 Tagen)
Protokoll)
Glukose POS
normal . . )
Blutzuckertest ohne Fasten (nach ca. 7 o Keine wellteren .Interventllonen
» | erforderlich (Urinalyse bei
Tagen) . .
Folgeterminen gemal}
Protokoll)
abnormal
- - normal
Verstérkte Ernahrungsberatung Keine weiteren Interventionen
» | erforderlich (Urinalyse bei
Blutzuckertest nach Fasten. oder 2- Folgeterminen gemiR
Stunden-Test nach Mahlzeit (nach ca.
Protokoll)
14 Tagen)
Nichternglukose >110 und <126 mg/dI Nichternglukose >126 mg/dl (oder 2-
(oder 2-Stunden-Glukose nach Stunden-Glukose nach Mahlzeit >200
Mabhlzeit >140 und >200 mg/dl) mg/dl)

A 4

\4

Steroiddosis reduzieren Steroide absetzen




Vorbeugende MaBnahmen:

Hypertonie

Standardisierte Empfehlungen zur Natriumaufnahme Uiber die Nahrung und zur Gewichtskontrolle

Beurteilung:

Blutdruckmessung bei der Voruntersuchung, bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei jedem Folgetermin

Blutdruck (BD) zwischen 90. und
99. Perzentil (PZT)

Stressbelastung)

BD-Messung wiederholen (keine

BD = 95. PZT

A 4

Keine Interventionen
erforderlich (BD bei
Folgeterminen gemaf
Protokoll iberwachen)

'Therapie mit ACE-
Hemmern fortsetzen
Keine weiteren
Interventionen
erforderlich

" Weitere
Untersuchungen kénnten
in Einzelfallen nach
klinischer Beurteilung
durch den PI der
Einrichtung in Betracht
gezogen werden.

l

BD >99. PZT + 5 mmHg

.

Verstarkte Erndhrungsberatung Alle
7 Tage (oder nicht so oft bei
Auftreten von Symptomen) 3 BD-
Messungen vornehmen (keine
Stressbelastung)

BD 2 95. PZT

BD bleibt bei = 95. PZT

A4

BD < 95. PZT

Beginn einer natriumarmen Diat fir
1 Monat
Wdéchentliche BD-Messung (keine

Ciy Ihaolactiines)

A 4

Systolischer BD > 99. PZT + 5 mmHg
oder diastolischer Blutdruck > 99.
PZT von 10 mmHg fiir das Alter)

Y

BD < 95. PZT

Steroiddosis reduzieren
Mit der Gabe von ACE-Hemmern in der
Nacht beginnen

v

BD 2 95. PZT

!

Anhaltender systolischer BD > 99. PZT
+ 5 mmHg oder diastolischer BD > 99.
PZT von 10 mmHg fir das Alter)

ACE-Hemmer erhdhen oder

zusatzliche Therapien in Betracht

ziehen

!

Steroide absetzen




Immunvermittelte Nebennierensuppression

Vorbeugende MaBnahmen:

Impfung gegen Windpocken (Impfung gegen Tuberkulose bei Risikokindern)

Empfehlung, Infektionen umgehend zu behandeln

Empfehlung bzgl. einer Kortikosteroid-Behandlung bei Krankheit, Verletzung oder Operation

Empfehlung bzgl. einer schrittweisen Reduzierung von Kortikosteroiden, wenn sie abgesetzt werden miissen

Verbot von Lebendimpfstoffen wahrend der Behandlung

Ungewdhnliche Infektion Ungewdhnlich hohe Infektionshaufigkeit

Ungewdhnliche Reaktion auf Infektionen Ungewdhnliche Organismen

v

A

Behandlung unverziglich beginnen
Steroiddosis aus Gewichtsgriinden nicht erhéhen

Keine weiteren Interventionen erforderlich

Symptome
bestehen fort

Steroiddosis reduzieren

Symptome
bestehen fort

Steroide absetzen




Hautveranderungen

Beurteilung:

Hautuntersuchung bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei jedem halbjahrlichen Folgetermin.

Hautverdanderungen (Akne, Bauchstreifen,
Hypertrichose, Haut-/Mundinfektionen)

Behandlung wie indiziert beginnen

Nicht belastend
fir das Kind/die
Familie

Fiir das
Kind/Familienleben
nicht akzeptabel

Steroiddosis sollte aus Gewichtsgriinden nicht erhoht
werden
Behandlung wie indiziert fortsetzen

Nicht belastend
fur das Kind/die
Familie

v

Keine Interventionen erforderlich

Symptome bestehen
fort/Fir das
Kind/Familienleben
nicht akzeptabel

Steroiddosis reduzieren

Nicht belastend
fur das Kind/die
Familie

v

Keine Interventionen erforderlich

Symptome bestehen
fort/Fir das
Kind/Familienleben
nicht akzeptabel

Steroide absetzen

\ 4

Keine Interventionen erforderlich




Langsames Wachstum

Beurteilung:

Messung der KérpergréRe bei der Voruntersuchung, bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei jedem
Folgetermin.

Nicht belastend
fir das Kind/die

) B Familie _
Vermlnde'rt'es Langenwa'chstum " Keine Interventionen erforderlich
(prognostizierte Perzentile)
Fur das Kind/die
Familie nicht
akzeptabel
Nicht belastend
v fur das Kind/die
Familie
Steroiddosis sollte aus Gewichtsgriinden > Keine Interventionen erforderlich

nicht erhoht werden

Fur das Kind/die
Familie nicht

akzeptabel Nicht belastend

fur das Kind/die
Familie

v

Steroiddosis reduzieren Keine Interventionen erforderlich

Fir das Kind/die
Familie nicht
akzeptabel

Steroide absetzen




Gewichtszunahme

Vorbeugende MaBnahmen:

Standardisierte Erndhrungsberatung bei der Voruntersuchung, bei der Erstuntersuchung/Aufnahme und bei allen
Nachuntersuchungen.

Beurteilung:

Gewichtsmessungen und Berechnung des Body-Mass-Index (BMI) bei der Voruntersuchung, bei der
Erstuntersuchung/Aufnahme und bei jedem Folgetermin.

Jahrlicher Anstieg des Body-Mass-
Index (BMI) < 1 (Probanden < 10
Jahre) Keine Interventionen erforderlich

v

Jahrlicher Anstieg des BMI < 2
(Probanden > 10 Jahre)

Jahrlicher Anstieg des BMI >1
und < 4 (Probanden < 10 Jahre)

Steroiddosis sollte aus
Gewichtsgriinden nicht erhoht
werden

v

Jahrlicher Anstieg des BMI > 2
und < 4 (Probanden > 10 Jahre)

Verstarkte Erndhrungsberatung

Gewichtszunahme halt an und/oder
Fur das Kind/die Familie nicht akzeptabel

Jahrliche Gewichtszunahme > 4
BMI-Einheiten

Steroiddosis reduzieren

v

Gewichtszunahme halt an und/oder
Fur das Kind/die Familie nicht akzeptabel

Steroide absetzen




Umgang mit anderen unerwiinschten Ereignissen (die keine Dosisanpassung des
Studienmedikaments erforderlich machen)

Uberweisung an den Osteologen

Beginn der intravendsen Gabe von
Wirbelkérperfraktur Bisphosphonaten (z. B. Pamidronat
0,5mg/kg/Tag, 3 Tage lang alle 4

Monate)

Keine Anpassung der Steroiddosis

Katarakt Uberweisung an den Augenarzt

(symptomatisch/asymptomatisch) Keine Anpassung der Steroiddosis




