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"Mama, trag mich!" - Muskuläre 

Hypotonie bei Thalassaemia major
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• Chelattherapie mit Deferasirox
• Beginn der Chelattherapie im Alter von 2 Jahren 

• Symptome: Muskuläre Schwäche  
• Alter bei Symptombeginn: 3,6 Jahre (3,4 – 3,8 )
• Seit 1,6 Jahren (1,4 – 1,8) Therapie mit 

Deferasirox
• neue Formulierung seit 15 Monaten (13-17 

Monate)

3 Kinder mit Thalassämia major
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27.01.2018

Anruf aus externem 
Krankenhaus

Zerebraler Anfall 

Hypoglykämie
BZ 3mg/dl

Thalassämia major

?

Metabolische 
Azidose 

pH 7,03; HCO3- 14,3 

24.02.018

stationäre 
Aufnahme

Vermehrte Müdigkeit, 
schlapp, 

wolle nicht mehr 
laufen 

BZ 83mg/dl 
Glukosurie

Metabolische 
Azidose 

pH 7,28; HCO3- 14,1 

3 5/12 Jahre alter Junge mit Thalassämia major
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Albumin im Sammelurin 44mg/24h ↑
α1 Mikroglobulin i. SU 37mg/24h ↑
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→ Überchelierung? 
Lebereisenmessung 
2.6mg/g dry tissue (NR: 0.17 – 1.8)  

Therapie: Pause Deferasirox, Start Levocarnitin 200 mg/kg (3x1g bei 15kg) 
Da HSCT geplant, kein erneuter Start mit Deferasirox, HSCT 4/2018
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Exjade Exjade

Carnitin

Baum M. J Pediatr Hematol Oncol. 32 (7)525-526 (2010)



722.03.2019 Pädiatrische Hämatologie und Onkologie der Klinik für Kinder-und Jugendmedizin Frankfurt

In den nächsten 11 Monaten zwei weitere Kinder mit 
Thalassämia major und muskulärer Schwäche
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• Neue Formulierung von Deferasirox zeigt höhere Bioverfügbarkeit und dadurch 
höhere Akkumulation in den Zellen 

Mögliche Ursache des Carnitin-Mangels 

Bei Myopathie als Ursache an einen Carnitin-
Verlust im Rahmen eines tubulären Schadens 

denken. 
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Vielen Dank für Ihre Aufmerksamkeit! 

Beteiligte: A. Jarisch, L. Koscher, E. Fryns, M. Chmelnik, 
S. Zimmermann, M. Becker, K. Bochennek, T. Klingebiel
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