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Wenn Muskeln nicht mehr
mitspielen: Genersatz?

Noch nie gab es fiir Patienten mit Duchenne-Muskeldystrophie so

viel Hoffnung, dass die Er

ie Krankheit

ckisch: Bereits im fri-

hen Kindesalter fiihrt

ein Gendefekt dazu,
dass bei Betroffenen der Duchen-
ne-Muskeldystrophie die Kraft
der Muskeln nachlésst. Univ.-Prof.
Guinther Bernert, Neuropadiater
an der Klinik Favoriten, erklart,
was das bedeutet: ,,Das Gehenund
Laufen wirkt, als konnten sich die
Kinder nicht vom Boden losen. Sie
haben Probleme beim Aufstehen
vom Boden und beim Stufenstei-
gen." Betroffen sind von dem X-
chromosomalen Defekt praktisch
nur Buben - in Osterreich rund
150 bis 200. Weil die Krankheit
fortschreitet, brauchen die Kinder
bald einen Rollstuhl. Bald sind
auch Wirbelsdule, Atmung und
das Herz betroffen. In der Vergan-
genheit stellten sich die meisten
Therapie-Ideen als Sackgassen he-
raus.

Genetik als Schliissel

Anlédsslich des Welt-Duchenne-
Tages diese Woche macht Bernert
jetzt Hoffnung. Der Prasident der
Osterreichischen Muskelfor-
schung stellte bei einer Presse-
konferenz die wichtigsten Be-
handlungsansitze vor:

§ Gen-Ersatztherapie: Seit Ende
2020 lduft eine Phase-IlI-Studie,
bei der ein verkiirztes, gesundes
Gen das defekte Gen ersetzt. Die
Verkiirzung ist notwendig, weil
das gesamte Dystrophin-Gen zu
grofy ist, um es mit geeigneten
Vektoren in den Korper einzu-
schleusen.

i Forscher haben einen Mechanis-
mus entwickelt, der beim Ablesen
des genetischen Codes ansetzt:
Dabei wird der Fehler tiberlesen,
der Einfluss auf das Gehen und
auch auf spite Symptome ist sehr
positiv. Leider wirkt die Methode

ist ti- -

Genetische Defekte sind fiir Muskelkrankheiten verantwortlich.

nur bei rhnd 12 Prozent der Du-
chenne-Patienten. Die Behand-
lung ist in der EU bereits zugelas-
sen.

IDie Wissenschaft in den USA ver-
folgt ein anderer Ansatz: Dort
wird der genetische Fehler sozu-
sagen ,weggekirzt", Statt des be-
schadigten Proteins kommt ein
verdndertes aber funktionstiichti-
ges Eiweif zum Einsatz,

#Eine andere Methode setzt dort
an, wo der zerfallende Muskel sich
in Bindegewebe umwandelt. Dazu

krankung bald behandelt werden kann
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laufen in den USA und in der EU
gerade zwei Studien.

IForscher versuchen auch Blocka-
den bei Wachstumsfaktoren im
Korper aufzuheben, damit neue
Muskeln entstehen konnen.

I Standard in der Behandlung ist
der Einsatz von Cortison. Hier
sucht man Ersatzstoffe, die weni-
ger Nebenwirkungen haben. (dh)
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