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                    Zusammenfassung
Hintergrund
Für die Therapie von pädiatrischen Rezidiv- oder Hochrisikopatienten in frühen klinischen Studien der Phase I und II wurden unter dem Dach der Gesellschaft für Pädiatrische Onkologie und Hämatologie (GPOH) seit 2016 fünf regionale Phase-I/II-Studiennetzwerke etabliert. Durch die Verbundstruktur werden die Kompetenzen und Ressourcen gebündelt und so die rasche und effiziente Durchführung von frühen klinischen Studien mit pädiatrischen Patienten unterstützt. Mit der INFORM-Studie steht eine populationsbasierte molekulare Diagnostikstudie für Kinder- und Jugendliche mit rezidivierten Tumorerkrankungen in Deutschland und 11 weiteren Ländern zur Verfügung. Die ersten Daten zeigen, dass Präzisionsmedizin in der pädiatrischen Onkologie im internationalen, multizentrischen Setting möglich ist, einen klinischen Nutzen für einen Teil der Patienten erbringt und dazu beiträgt, hereditäre Krebsprädispositionssyndrome zu identifizieren, Diagnosen zu präzisieren und Patienten in passenden Phase-I/II-Studien zu zuordnen.
Schlussfolgerung
Das Angebot von innovativen molekularen Therapiestudien der Phase I/II für Kinder und Jugendliche mit rezidivierten Tumorerkrankungen in Deutschland ist aktuell limitiert. Die Entwicklung von zielgerichteten Therapiekonzepten und Kombinationstherapien ist daher eine wichtige Aufgabe in den kommenden Jahren.


Abstract
Background
To enable the rapid and efficient implementation of early clinical trials for pediatric patients and provide comprehensive access to novel treatment options for pediatric relapse or high-risk patients, five regional phase I/II trial networks have been established under the auspices of the Society for Pediatric Oncology and Hematology (GPOH). The network structure secures, bundles and organizes required competencies and resources and has established processes to optimize operational trial efficiency. The INFORM study is a population-based molecular diagnostic study for children and adolescents with recurrent cancer in Germany and 11 other countries. Preliminary data show that precision medicine in pediatric oncology is possible in an international multicenter setting, provides clinical benefit for subgroups of patients and helps to identify hereditary predispositions, to refine diagnoses and to match patients in suitable phase I/II clinical trials.
Conclusions
The portfolio of innovative biomarker driven phase I/II clinical trials for children and adolescents with recurrent tumor diseases in Germany is currently limited. Therefore, the development of innovative, targeted therapy concepts and combination therapies is an important task in the coming years.
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