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Lungauer Baby Anastasia
erhielt neuartige Gentherapie

Erstmals wurde in Osterreich ein schwer muskelkrankes Baby mit einer Genersatztherapie behandelt.
Das teuerste Medikament der Welt soll den Verlust seiner motorischen Fahigkeiten verhindern.

STEFANIE SCHENKER

SALZBURG-STADT. Seit Mitte Mai
ist das Medikament Zolgensma
der Novartis-Tochter Avexis in
Europa zur Behandlung Spinaler
Muskelatrophie (SMA) zugelas-
sen. Am Mittwoch kam es erst-
mals in Osterreich zum Einsatz:
An der Neuropidiatrie des Uni-
klinikums Salzburg wurde die
vier Monate alte Anastasia damit
behandelt. Dem Baby gehe es gut,
sagt der behandelnde Arzt Chris-
tian Rauscher. Er ist leitender
Oberarzt und betont: ,Ich rechne
damit, dass wir die ersten Erfolge
der Behandlung in den néchsten
vier bis fiinf Monaten sehen wer-
den.”

Jahrlich kommen in Osterreich
neun bis zwolf Kinder mit SMA
auf die Welt. Etwa zwei Drittel lei-

»Der Patientin geht es
gut. Wir konnten relativ

frith behandeln

Christian Rauscher, Oberarzt

den unter einem schweren Ver-
lauf. Den Betroffenen fehlt ein
funktionierendes SMN1-Gen, das
fiir die Bildung von Muskelfasern
verantwortlich und damit die Ba-
sis fiir jede Muskelbewegung ist.
An der schwersten Form von
SMA erkrankte Kinder konnen
ihren Kopf nicht drehen und ler-
nen nie sitzen oder gehen. Oft
konnen die Kleinen schon bald
nicht mehr schlucken oder selbst
atmen. Wird die Krankheit nicht
behandelt, sterben schwer be-
troffene Kinder meist vor ihrem
zweiten Lebensjahr.

Seit einigen Jahren gibt es auf-
wendige medikamentdse Thera-
pien, die lebenslang erfolgen
miissen und regelméflRige Lum-
balpunktionen erforderlich ma-
chen. Das jetzt erstmals einge-
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setzte Medikament gibt den an
SMA erkrankten Kindern mit nur
einer einzigen Infusion die Chan-
ce auf ein eigenstandiges Leben.
»Diese Therapie ist ein Quan-
tensprung in der Medizin“, sagt
Glunther Bernert, der Prdsident
der Osterreichischen Muskelfor-
schung. Mittels Genersatzthera-
pie wird das fehlende oder nicht
funktionierende SMN1-Gen
durch eine Kopie ersetzt. ,, Wir pa-
cken das Gen in einen Vektor, den
man sich wie ein Briefkuvert vor-
stellen kann“, schildert der regio-
nale medizinische Direktor von
Avexis, Hardo Fischer. ,So
kommt das Gen in die richtige
Zelle und dort in den Zellkern.“
Als Briefkuvert diene ein Virus,
das nicht krankmache. , Von der
Natur haben wir nur die Hiille des
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«Ich rechne damit, dass wir in vier bis fiinf Wochen erste Erfolge sehen”, sagt Oberarzt Christian Rauscher.

Virus geborgt und alles entfernt,
was gefahrlich ist“, sagt Hardo Fi-
scher. Bisher seien in Studien et-
wa 100 Patienten behandelt wor-
den. ,Keines der Kinder hat mo-
torische Fahigkeiten verloren.“
Die Therapie hat ihren Preis:
Mit 1,945 Millionen Euro pro be-
handeltem Patienten handelt es
sich bei Zolgensma um das teu-
erste Medikament der Welt. Die
Dosis des Wirkstoffes wird an-
hand des Gewichtes des Kindes
bemessen. Mit den Salzburger
Landeskrankenanstalten und
dem Wiener Gesundheitsver-
bund gibt es Kosteniibernahme-
vereinbarungen, mit Trigern an-
derer Bundeslinder laufen Ge-
sprache. ,,Wir gehen davon aus,
dass betroffene Kinder aus allen
Bundesldndern in Kiirze Zugang

zu dieser Therapie haben wer-
den®, betont Avexis-Osterreich-
Managerin Elisabeth Kukovetz.
Auch die bisher erhiltliche The-
rapie ist kostspielig —nach sieben
Jahren iibersteigt sie die Kosten
der neuen Genersatztherapie.

»Das Erscheinungsbild von
SMA ist manchmal nicht geldu-
fig, weshalb die Diagnose oft spit
erfolgt. Bis dahin hat das Kind
manchmal schon einige Muskel-
funktionen verloren, die nicht
zurlickkommen®, sagt Giinther
Bernert. Er plddiert fiir eine Auf-
nahme eines SMA-Gentests in
das  Neugeborenen-Screening.
Am dritten Lebenstag wird Fer-
senblut abgenommen, das auf 28
Krankheiten untersucht wird. Ein
SMA-Gentest wiirde zusitzlich
vier Euro kosten.
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