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Muskelkrankheiten. Neue Therapien erhohen die Lebenserwartung deutlich. Aber die Kosten sind extrem hoch

VON ERNST MAURITZ

Emily, 11, ist von der erblichen Mus-
kelkrankheit SMA-Typ 2 (Spinale
Muskelatrophie)  betroffen: Bei
ihren Muskeln kommt der Nerven-
reiz nicht an, die Muskelfasern wer-
den schwécher. Emily fehlt ein Gen
und damit ein Eiweif3, das die fiir die
Muskulatur zustédndigen Nervenzel-
len am Leben erhélt. Emily ist eines
von rund 65 Kindern und vier Er-
wachsenen, die bisher in Osterreich
mit dem neuen Medikament Spinra-
za (Nusinersen) von Biogen behan-
delt wurden. Es unterstiitzt den Kor-
per, das fehlende Eiweil3 zu bilden.
Zehn Injektionen in den Raum um
das Riickenmark hat sie bereits er-
halten. Seither hat sich ihr Zustand
nicht verschlechtert.

Fiir Kinder bis zum zweiten Le-
bensjahr ist in den USA auch eine
Gentherapie (Zolgensma der Novar-
tis-Tochter AveXis) zugelassen: Bei
Patienten mit der schwersten SMA-
Form (Typ 1) wird mithilfe eines
nicht krankmachenden Virus ein ge-
sundes Gen fiir die EiweiSproduk-
tion in die speziellen Nervenzellen
eingeschleust. Eine einmalige Injek-
tion soll reichen. In Osterreich wur-
de noch kein Kind damit behandelt.

20.000 Menschen in Osterreich
sind von Muskelerkrankungen be-
troffen, mehr als die Hilfte sind Kin-
der und Jugendliche. ,Zum ersten

Mal konnen wir Therapien verord-
nen, die an die Wurzel des Problems
gehen®, sagt Giinther Bernert, Vor-
stand der Abteilung fiir Kinder- und
Jugendheilkunde am Kaiser-Franz-
Josef-Spital (SMZ Siid) in Wien.

Nusinersen hat zu einer Verldn-
gerung der Lebenserwartung und
milderen Krankheitsverldufen ge-
fithrt. Unter Zolgensma entwickeln
sich viele Kinder bei frither Diagno-
se beinahe normal. Je frither die
Krankheit diagnostiziert und die
Therapien eingesetzt werden, umso
besser der Effekt. Ein gro3er Schritt
zur Frithdiagnose wére die Aufnah-
me von SMA in das bestehende Neu-
geborenen-Screening fiir erblich be-
dingte Erkrankungen. Bernert: ,Ich
bin optimistisch, dass noch heuer
ein Pilotversuch starten kann.“

Patienten werden élter

Die positiven Effekte sind so grof,
dass Erwachsenenneurologen zu-
nehmend solche Patienten behan-
deln, weil sie jetzt — im Gegensatz zu
fritheren Erkrankten — dieses Alter
erreichen. ,Die neuen Therapien ha-
ben aber auch einen Nachteil®, sagt
Bernert: ,,Sie sind kostspielig.“ Bei-
spiel Spinraza: Zwar konnten viele
Patienten in einem Einfithrungspro-
gramm der Firma die Therapie kos-
tenlos erhalten. Aber der Listenpreis
fiir eine Injektion betrdgt 80.000
Euro. Im ersten Jahr sind sechs In-

jektionen notwendig, in jedem Fol-
gejahr drei. Besonders bei Jugendli-
chen und Erwachsenen wurden von
Spitalstragern auch schon die Kos-
teniibernahme der Therapie abge-
lehnt. Die Mediziner verweisen auf
neue positive Studiendaten auch fiir
Altere: ,Wir hoffen, dass der Zugang
auch fiir diese Patienten erleichtert
wird.“ Zolgensma hingegen muss
zwar nur einmal verabreicht werden
— kostet aber knapp zwei Millionen
Euro pro Patient. Und weitere The-
rapien sind in Entwicklung.

,Einerseits tragen wir die Kosten
und das Risiko der Forschung®, sagt
Astrid Miiller, Geschéftsfiihrerin
von Biogen Osterreich: ,,Und man
muss den volkswirtschaftlichen Ef-
fekt sehen: FEltern miissen etwa
nicht mehr ihre Arbeit aufgeben, um
fiir das Kind rund um die Uhr da zu
sein.“ Ahnlich Hardo Fischer von
AveXis: ,Die Herstellung einer Char-
ge dauert acht Monate. Fiir jedes
Kind wird eine individuelle Menge
der Genabschnitte produziert.”

In Deutschland haben Kranken-
kassen drei Zolgensma-Therapien
trotz fehlender Zulassung bezahlt.
Bernert: ,,Wir hoffen, dass die Zulas-
sung bald da ist. Dann konnen wir
mit offenen Karten und mit fiir allen
gleichen Bedingungen arbeiten.“
www.muskelforschung.at
Spenden fiir die Muskelforschung:
IBAN AT716000000093040400

Lotterie mit Zwei-Millionen-Euro-Therapie?

Umstritten. Diskussion um Vergabeverfahren fiir 100 Gratis-Behandlungen

Fiir Lander, in denen die Genthera-
pie Zolgensma noch nicht zugelas-
sen ist, hat die Novartis-Tochterfir-
ma AveXis ein Programm gestartet:
100 Kinder mit der Muskelkrankheit
SMA-Typ 1 sollen heuer die teure
Genersatztherapie gratis erhalten.
Die Kinder diirfen nicht alter als 24
Monate sein (das entspricht der Zu-
lassung in den USA).

Antrage miissen zentral an eine
Partnerfirma von AveXis in den USA
gestellt werden. Sie priift die medi-
zinische Notwendigkeit. Wer dann
die Therapie erhélt, entscheidet eine
,blinded selection, wie es auf der
Homepage von AveXis heif3t. Jeden
Monat werden acht Patienten gezo-
gen. ,Das lasst Zolgensma wie einen
Gewinnspielpreis aussehen®, kriti-
sieren Patientenvereinigungen. ,,Das

hat eine Art Lotteriecharakter und
weckt bei vielen Familien vielleicht
doch wieder falsche Hoffnungen®
sagte Janbernd Kirschner, Direktor
der Abteilung fiir Neuropadiatrie in
Bonn im deutschen Arzteblatt.
Hardo Fischer, Medizinischer Di-
rektor von AveXis fiir Europa/Re-
gion Siid, sagt zum KURIER: ,, Auch
ich bin nicht gliicklich, aber wir ha-
ben — gemeinsam mit einem unab-
hangigen Ethikbeirat — keine besse-
re Losung gefunden. Auch mir wa-
ren klare medizinische Entschei-
dungskriterien lieber.“ Aber diese
gebe es nicht. Betroffene Eltern kri-
tisieren, dass nicht die Kinder mit
den hochsten Bediirfnissen ausge-
wahlt werden. Fischer: ,Eine objek-
tive Einschédtzung der Symptomatik
nach klaren Richtlinien — &hnlich

wie bei den Transplantationspatien-
ten — ist extrem schwierig. Es ist
praktisch nicht moglich, giiltige
Aussagen dariiber zu treffen, wer
die hochste Bediirftigkeit hat.“ Denn
der duflere Eindruck hinge z. B.
sehr vom allgemeinen Verhalten des
Babys ab und sei nicht aussagekraf-
tig genug. Demgegentiber sei die ge-
wiahlte Vorgangsweise wesentlich
fairer. Bisher habe es international
»200 bis 300 Anfragen“ gegeben, da-
runter eine eines Arztes aus Oster-
reich: ,,Es wurde aber noch kein Fall
aus Osterreich in den USA einge-
reicht.“ Dass AveXis nicht mehr als
100 Therapien anbiete, hdnge mit
den begrenzten Produktionskapazi-
titen zusammen: Die Herstellung
dauere mehrere Monate, derzeit
gibt es nur eine Produktionsstétte.

Emily erhdlt eine der
neuen Therapien
gegen die genetische
Muskelkrankheit SMA.
Adele Neuhauser
unterstiitzt die
Osterreichische
Muskelforschung

OSTERREICHISCHE MUSKELFORSCHUNG

VON DR. MARIA IN DER MAUR-KOENNE
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Gibt es auf der Piste eine Helmpflicht?

ist davon auszugehen, dass ein
Skilehrer Thren 12-jahrigen

berechtigt, auf die Helmpflicht
hinzuweisen. Verwaltungs-
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rien wieder einmal einen Ski-
urlaub in Salzburg. Auch wenn
ich einen Skihelm grundsdtzlich
fiir sinnvoll halte, miissen meine
Frau und ich aufjeden Fall einen
Helm tragen? Miissen unsere bei-
den Sohne (12 und 16 Jahre)
einen Skihelm tragen, wenn sie
ohnehin nur mit einem Skikurs
unterwegs sind? Was passiert,
wenn wir ohne Skihelm auf der
Piste sind? Miissen wir dann eine

Strafe zahlen?
Gunther G., Burgenland
’ helmpflicht in Oster-
reich gilt fiir Minder-
jahrige bis zum vollendeten
15. Lebensjahr und immer
noch nicht in allen Bundeslan-
dern. Nurin Salzburg, Oberos-

Lieber Herr G., die Ski-

Burgenland und Wien besteht
eine Helmpflicht fiir Kinder. In
Tirol und Vorarlberg gibt es
weiterhin keine gesetzliche
Helmpflicht fiir Kinder. Vorarl-
berg hat allerdings eine 6ffent-
liche Empfehlung fiir das Tragen
von Skihelmen ausgesprochen.
In Salzburg muss daher Thr
12-jahriger Sohn im Rahmen
der Wintersportausiibung ver-
pflichtend einen Wintersport-
helm tragen, Thren 16-jdhrigen
Sohn trifft diese Verpflichtung
nicht mehr. Der Kopfschutz ist
nicht nur beim Skifahren, son-
dern beispielsweise auch beim
Snowboarden oder beim Ro-
deln auf préparierter Piste zu
tragen. Selbstverstandlich gilt
diese Helmpflicht auch beim
Skifahrenin einem Skikurs. Es

Sohn gar nicht im Skikurs mit-
nehmen wiirde, wenn dieser
keinen Skihelm dabei hitte.
Ihre Frau, Sie und Thr 16-
jahriger Sohn, so wie alle iiber
15-Jahrigenunterliegen in kei-
nem Bundesland einer Ski-
helmpflicht. Da durch das Tra-
geneines Skihelms schwere Un-
falle und Korperverletzungen,
insbesondere schwere Kopfver-
letzungen, vermieden werden
konnen, ist ein Skihelm aber
auch fiir Erwachsene bei der
Wintersportausiibung zZu
empfehlen. Dazu kommt in
Threm Fall auch die Vorbildwir-
kung fiir Thre Schne.
Kontrollen der Helm-
pflichtsind im Gesetz nicht vor-
gesehen. Die Polizei oder eige-
ne Pistenaufsichtsorgane sind

strafen gibt es aber keine, wenn
einKind keinen Helm tragt.

Bei Verstol3 gegen die
Helmpflicht konnte es im Falle
eines Unfalls zu Problemen
mit der Versicherung
und/oder dem Unfallgegner
kommen. Die Versicherung
konnte sich weigern, die Unfall-
kosten zu iibernehmen. Falls
eine  Aufsichtspflichtverlet-
zung der Eltern vorliegt, konn-
te ein Mitverschulden der El-
tern des verletzten Kindes ge-
geben sein und Schmerzen-
geldanspriiche, sowie sonstige
Anspriiche entsprechend ge-
kiirzt werden.

In einer ganz aktuellen Ent-
scheidung aus Deutschland
(Miinchen) hat das Gericht bei
einem Skiunfall in Tirol auch

bei einem erwachsenen Un-
fallopfer ohne Helm ein Mit-
verschulden gesehen. Die ver-
letzte Skifahrerin trug keinen
Skihelm, die erlittenen Kopf-
verletzungen hatten aber durch
das Tragen eines Skihelms ver-
mieden werden konnen. Das
deutsche Gericht sah daher ein
Mitverschulden bei der verletz-
ten Skifahrerin und sprach ihr
daher nur die Hiélfte der Be-
handlungskosten zu.

Auch wenn dies noch eine
Einzelfallentscheidung aus
Deutschland ist, ist es auf je-
denFallratsam, Ihre ganze Fa-
milie mit Skihelmen auszu-
statten. Diese konnen auch bei
allen Skiverleihs oder direkt bei
den meisten Skischulen ausge-
borgtwerden.
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