
 

 

 

Hintergrund: Die Einführung der Triple-CFTR-Modulatorbehandlung bietet für einen 

Großteil der CF Patienten die Möglichkeit einer effektiven Therapie der 

Multiorganerkrankung. 

Ziel: Untersuchung von Änderungen der abdominellen Symptomatik bei Patienten 

mit Mukoviszidose unter der neuen Triple-CFTR-Modulation mit dem bisher einzigen 

nach FDA-Leitlinien entwickelten und validierten CF-spezifischen Fragebogen zur 

Erfassung abdomineller Beschwerden (CFAbd-Score). 

Methoden: Prospektiv wurden CF Patienten der Mukoviszidosezentren am Klinikum 

Westbrandenburg (Standorte Brandenburg an der Havel und Potsdam), Gießen, 

Frankfurt am Main und Innsbruck vor und unter der neuen Triple-Modulatortherapie 

mit dem CFAbd-Score befragt (1-5). Ergebnisse des einseitigen Bogens, der 28 Fragen 

aus 5 Domänen enthält, wurden korreliert zu Änderungen des Körpergewichts, der 

Lungenfunktion und in Bezug auf eine Vor-Therapie mit anderen CFTR-Modulatoren. 

Grafik 1: CFAbd-Score in der deutschen Version (inzwischen übersetzt in 8 Sprachen) 

Ergebnisse: Insgesamt 47 CF-Patienten (MW Alter: 19,8 ± 1,1; 12-57J; 20 w) 

komplettierten den Fragebogen und mindestens ein weiteres Mal während der 

ersten 4 Monate der Triple-Modulatortherapie (MW: 55,0±22,0 Tage). Insgesamt 

wurden 100 Fragebögen ausgewertet. Die Gesamtpunktzahl im CFAbd-Score (max. 

100 Pkte.) fiel signifikant im Mittel von 14,1 auf 8,4 Punkte ab. Auch für Schmerzen, 

Darmbewegungen und abdominell bedingte Lebensqualität kam es zum 

signifikanten Abfall. Dagegen erreichten Abwärtstrends für Reflux und 

Appetitstörung in dieser Kohorte keine Signifikanz (s. Tabelle 1). 

Tabelle 1: Gesamtmittelwerte 

Domänen Vor Triple-
Modulator-
therapie 

Während Triple-
Modulatortherapie 

 (60 Tagen) 

Abfall um 
Faktor: 

P 

Gesamt-CFAbd-Score 14,1 ± 1,8  8,4 ± 2,2 1,7 <0,0001 

Schmerz 17,0 ± 2,2 6,3 ± 3,4 2,7 <0,001 

Refluxstörung 12,9 ± 2,2 9,1 ± 2,9 1,4 n.s. 

Darmbewegung 17,5 ± 1,9 11,7 ± 2,5 1,5 0,001 

Appetitstörung 6,4 ± 1,4 4,4 ± 2,0 1,5 n.s. 

Lebensqualität 12,5 ± 3,1 7,4 ± 3,6 1,7 0,006 
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Grafik 2:  Vergleich des CFAbd-Scores vor und unter der Triple-CFTR-Modulator-

therapie mit signifikanter Abnahme des Gesamt-Scores um 40%, sowie signifikanter 

Abnahme der Domänen Schmerz, Lebensqualität und Darmbewegung. 

Bei Studieneinschluss wurde kein Unterschied in der Gesamtpunktzahl zwischen 

Patienten mit- und ohne Vorbehandlung mit CFTR-Modulatoren gesehen (n=21/26; 

45/55%). Während der neuen Triple Therapie nahmen die Beschwerden im Gesamt-

CFAbd-Score der Unbehandelten um den Faktor 1,8 und der Vorbehandelten um den 

Faktor 1,7 ab (p< 0,05). Zudem ergaben sich Unterschiede in den verschiedenen 

Domänen (s. Tabelle 2).  

Tabelle 2: Vergleich der Therapieeffekte auf abdominelle Symptome im CFAbd-

Score in Abhängigkeit einer Vorbehandlung mit anderen CFTR-Modulatoren 

 Vorbehandlung 
CFTR-Modulator 

Vor Triple- 
Therapie 

Während Triple-Therapie  
(im Mittel 60 Tage) 

p 

Gesamt- 
CFAbd-Score 

Nein (26) 
Ja (21) 

 

12,3±2,0 
16,3±3,1 
p=0,275 

7,0±2,0 
9,8±2,3 
p=0,558 

0,015 
0,001 

Schmerz Nein (26) 
Ja (21) 

16,5±3,0 
17,6±3,4 
p=0,814 

6,0±3,8 
7,3±2,9 
p=0,886 

0,029 
0,001 

GÖR (Reflux) Nein (26) 
Ja (21) 

9,4±2,2 
17,3±3,9 
p=0,069 

7,3±2,3 
11,1±3,4 
p=0,298 

0,423 
0,085 

Darmbewegung Nein (26) 
Ja (21) 

 

15,2±2,1 
20,2±3,3 
p=0,194 

8,3±2,2 
15,6±2,7 
p=0,596 

0,009 
0,068 

Appetitstörung Nein (26) 
Ja (21) 

 

7,8±2,2 
4,6±7,2 
p=0,253 

6,1±2,3 
1,8±1,6 
p=0,653 

0,512 
0,149 

Lebensqualität Nein (26) 
Ja (21) 

 

9,0±3,1 
16,9±5,7 
p=0,210 

6,1±2,9 
9,0±4,2 
p=0,220 

0,271 
0,020 

 

Diskussion: Der nach FDA Richtlinien zur Entwicklung eines PROMs erstellte CFAbd-

Score zeigte bei vorausgehenden Studien eine hohe Sensitivität zur Differenzierung 

von unterschiedlichen Gruppen. So zeigt er eine große “known group validity” mit 

signifikanten Unterschieden zwischen Gesunden und CF Patienten sowie zwischen 

CF-Patienten mit und ohne exokrine Pankreasinsuffizienz, und korrelierend zu 

sonographischen Auffälligkeiten im Pankreas.  

In der aktuellen Studie weisen wir eine hochsignifikante Minderung der abdomi-

nellen Symptomatik mit Hilfe des CFAbd-Scores unter einer neuen Triple-Modulator-

therapie nach. Der Score erweist sich somit als ein sensitives Instrument, um 

Änderungen der abdominellen Beschwerden unter Einführung einer hochpotenten 

CFTR-Modulatortherapie bei CF Patienten zu erfassen (“sensitivity to changes”). Bei 

Einschluss einer größeren Kohorte von CF Patienten können auch für die beiden 

Domänen Reflux- und Appetitstörung signifikante Änderungen resultieren, die hier 

um im Mittel > 30% abnahmen aber noch keine Signifikanz erreichten. 
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