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Was sind Lücken

 Sehr seltene Erkrankung

 nur etwa 100 Neuerkrankungen in Deutschland pro Jahr

 wenige ausgewiesene Zentren

 Frühe richtige Diagnose entscheidend

 es braucht die richtigen Werkzeuge zur raschen Diagnose 

 Behandlung vielfach nicht zufriedenstellend

 Mitotane

 neue Medikamententerapien

 Lokale Therapieoptionen

im medizinischen Management des ACC?



Welche Arten von Studien
gibt es beim ACC?

Nicht-interventionelle Studien Interventionelle Studien

„Beobachtung des Verlaufs“ Beobachtung der Folgen 
einer spezifischen Maßnahme

Beispiel: ENSAT-Register Beispiel: CaboACC-Studie



Das ENSAT-Register
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Eine nichtinterventionelle Studie
 Register des „European Network for the Study of Adrenal Tumours“

 Zusammenlegung (2013) von nationalen Registern

 zukünftig „Verzeichnis“ lokaler Registerinhalte



Das ENSAT-Register

systematisch die Beschwerden, Symptome, 
Folgeerkrankungen sowie die Sterblichkeit von 
Nebennierentumoren zu untersuchen
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Ziel



Das ENSAT-Register

 KEINE studienspezifischen Maßnahmen

 Kein spezifischer Studienablauf

 Keine Studienmedikation

 Entnahme zusätzlicher Blut- und Urinproben im Rahmen ohnehin fälliger Probenentnahmen 

 Sammlung von Tumorgewebe als „Restmaterial“
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Eine nichtinterventionelle Studie



Das ENSAT-Register

 KEINE studienspezifischen Maßnahmen

 Kein spezifischer Studienablauf

 Keine Studienmedikation

 Entnahme zusätzlicher Blut- und Urinproben im Rahmen ohnehin fälliger Probenentnahmen 

 Sammlung von Tumorgewebe als „Restmaterial“
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Eine nichtinterventionelle Studie

Wir ermutigen alle Patienten mit ACC, an einer Registerstudie 
teilzunehmen!



Das ENSAT-Register
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Ergebnisse (Beispiele aus Würzburg)



Interventionelle Studien
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Charakteristika

Ziel Population Setting KontrollePhase

I

II

• Gesunde
• Onkologie: 

Patienten

• ~20 Patienten
• Wenige Zentren

• Kranke
• Onkologie: nach 

Standardtherapie

III
• >100 Patienten
• Viele Zentren

• Sicherheit und 
Verträglichkeit

• Hinweise auf 
Wirksamkeit

• Wirksamkeit • Kranke • Placebo oder 
Standardtherapie

• keine

• keine• 20-50 Patienten
• Wenige Zentren



Klinische Studien
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Onkologische Endpunkte

Messparameter Dimension SurrogatparameterEndpunkt

Gesamtüberleben

Progressionsfreies 
Überleben

• Zeit
• Fraktion

• nein

• Monate (Median)

Bildgebendes 
Ansprechen des 

Tu.

• ja

• Time to event
• Anteil zu einem 

Zeitpunkt

• Time to event
• Anteil zu einem 

Zeitpunkt

• Anteil von 
Patienten, nach 
RECIST

• % Änderung 
Tumordurch-
messer

• ja

Akü ;-)

• OR

• OS
overall survival

• PFS

Lebensqualität
• ja• Fragebögen-

Scores z.B. 
EORTC QLQ C30

• Scorewert• QoL



Klinische Studien
Was sagt die Deutsche Krebshilfe?
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Soll ich an einer
klinischen Studie teilnehmen?

 Der mit Abstand wichtigste Grund ist, dass jede Studie und damit auch jeder Teilnehmer an einer solchen 
Studie dazu beiträgt, neue, innovative Therapiemöglichkeiten zu entwickeln oder vorhandene 
Behandlungsmethoden zu verbessern.

 Jeder Einzelne kann also seinen ganz persönlichen Beitrag zum Erkenntnisgewinn für die 
Gesellschaft leisten.

 Wenn Sie als Patient an einer Studie teilnehmen, erhalten Sie die beste zur Zeit bekannte Therapie. Sie 
werden besonders intensiv betreut, regelmäßig untersucht, engmaschig überwacht und nach Methoden 
behandelt, die alle Anforderungen der Qualitätssicherung erfüllen

 Klinische Studien sind sicher. Sie werden nach internationalen Qualitätsstandards geplant, von erfahrenem, 
qualifizierten Personal durchgeführt und von unabhängigen Gremien überprüft.



Rolle von Studien
beim fortgeschrittenen Nebennierenkarzinom

ESE/ENSAT Leitlinie: Fassnacht et al, EJE 2016



Klinische Studien

 Phase I
ATR101 beim fortgeschrittenen Nebennierenkarzinom
Smith et al. Invest New Drugs 2020

 Phase II
Sunitinib beim fortgeschrittenen Nebennierenkarzinom
Kroiss et al. J Clin Endocrinol Metab

 Phase III
FIRM-ACT-Studie: Chemotherapie mit Etoposid, Doxorubicin, Cisplatin und Mitotan als Behandlungsstandard
Fassnacht et al New Engl J Med 2012

 OSI-906-Studie: Erste Phase III-Studie mit einer Tablettentherapie speziell beim Nebennierenkarzinom
Fassnacht et al. Lancet Oncol 2016

 ADIUVO: adjuvantes Mitotane beim Nebennierenkarzinom mit niedrigem Risiko
Terzolo et al. Lancet 2023
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beim Nebennierenkarzinom



Wie finde ich heraus
ob eine klinische Studie für mich in Frage kommt?

 Generelles Problem: Studien durch die Pharmaindustrie sind bei seltenen Erkrankungen selten

 Aber: es gibt Beispiele für Studien durch die Pharmaindustrie auch beim Nebennierenkarzinom

 Fragen Sie immer wieder Ihren behandelnden Arzt/Ihre behandelnde Ärztin

 Phase I-Studien in vielen Fällen nicht für bestimmte Erkrankungen, sondern für 
Krankheitssituationen

studien.bzkf.de



Was ist die CaboACC-Studie?
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Eine multizentrische, offene Phase II Studie zur Evaluation von Sicherheit,
Verträglichkeit sowie Wirksamkeit von Cabozantinib bei Patienten mit
fortgeschrittenem (nicht resektablem oder metastasiertem)
Nebennierenrindenkarzinom.

 Primärer Endpunkt: 
Progressionsfreies Überleben nach 4 Monaten (PFS4)

 Sekundäre Endpunkte: Gesamtansprechen, bestes Ansprechen, Sicherheits-/Nebenwirkungsprofil, 
Lebensqualität

 Explorativ: Targets am archivierten Tumormaterial, Pharmakokinetik, Biomarker (Immun, Steroide)



Patientencharakteristika

 Wichtigste Einschlusskriterien

 Progredientes ACC, ENSAT IV, nicht kurabel

 Vortherapie mit EDP und Mitotane (außer wenn abgelehnt)

 ECOG 0-2, akzeptable Laborwerte

 Wichtigste Ausschlusskriterien

 Mitotanespiegel > 2 mg/l (NEU: mit Sponsor-Approval >5 mg/L) 
und Mitotane bis <28 Tage vor Studienbeginn

 Spezifische Abstände zu anderen Therapien (Chemo, Radiatio)

 Blutungsrisiko, Antikoagulation, frische Operationen/Frakturen
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Aktueller Stand
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Eingeschlossene Patienten 32
Anzahl Patienten gescreened 40
Anzahl Patienten behandelt 32
Anzahl Patienten Studie beendet 28

Einschluss in die Studie bis 30.06. möglich

Bei Relevanz für Sie bitte mit Studienzentren Kontakt aufnehmen



Matthias Kroiß
LMU
matthias.kroiss@
med.uni-muenchen.de
089 4400-52221 
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Kontakte

Martin Fassnacht
UKW
Fassnacht_M@ukw.de
0931 201-39200

CaboACC-Studie

Jacqueline Putz
LMU
zet@med.uni-muenchen.de
089 4400-52414

Miriam Reuter, Michaela Haaf
UKW
Reuter_M1@ukw.de
0931 201-39717



Zusammenfassung

 Studien sind essentiell für klinischen Fortschritt

 Bei seltenen Erkrankungen solllten möglichst alle Patienten in Registerstudien behandelt werden

 Beim Nebennierenkarzinom besteht erheblicher Bedarf an verbesserter Diagnostik und neuen 
Therapien 

 Es ist wichtig, dass Patienten und Angehörige auf Geldgeber und Industrie einwirken, um 
die Wahrscheinlichkeit klinischer Studien zu steigern!

 Eine Reduktion der Bürokratie ist essentiell, damit Akademiker weiter klinische Studien machen 
können.
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