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European Hematology Association - Genetische Modifikation von autologen
hamatopoetischen Stammzellen: Eine mégliche Behandlung fiir Mukopolysaccharidose
Typ | Hurler

Den Haag, Niederlande (ots/PRNewswire) -

Mukopolysaccharidose Typ | Hurler (MPS-IH) wird durch einen Mangel an alpha-L-Iduronidase (IDUA) verursacht
und wird typischerweise durch eine allogene hdmatopoetische Stammzellentransplantation (HSC) behandelt, die

hohe Erfolgsraten gezeigt hat, wenn die Patienten in einem jungen Alter behandelt werden. Die Skelettanomalien
bleiben jedoch bestehen und die fortschreitende neurokognitive Verschlechterung im Laufe der Zeit beeintrdchtigt
die Lebensqualitdt der Patienten erheblich. In dieser ersten klinischen Phase-I/II-Studie am Menschen wollten wir
die Wirksamkeit der Behandlung mit autologen HSC, die genetisch so modifiziert wurden, dass sie humanes IDUA
Uberexprimieren, bei 8 Patienten mit MPS-IH untersuchen.

Alle Patienten zeigten eine schnelle hdmatologische Erholung und alle IDUA-Antikérper waren innerhalb von 3
Monaten nach der Transplantation verschwunden. Unerwiinschte Ereignisse waren im Allgemeinen leicht und
vergleichbar mit anderen autologen HSC-Transplantationsverfahren. Wichtig ist, dass alle Patienten bereits am
30. Tag das Vorhandensein von transplantierten Zellen im Knochenmark und im peripheren Blut zeigten und eine
hohe IDUA-Aktivitat im Blut und in der Liquorflissigkeit aufwiesen, die bei der 12-monatigen Nachuntersuchung
erhalten blieb. Diese Ergebnisse waren gepaart mit stabilen kognitiven und sprachlichen Leistungen,
fortschreitender motorischer Entwicklung und verbesserten klinischen und Laborparametern. Zusammenfassend
unterstreichen diese Daten das therapeutische Potenzial der gentechnisch veranderten autologen HSZ-
Transplantation bei Patienten mit MPS-IH, die potenziell die klinischen Ergebnisse bei einem giinstigen
Sicherheitsprofil verbessern kann.

Die Ergebnisse dieser Studie werden von Professor Maria Ester Bernardo im Rahmen des Prasidentensymposiums
vorgestellt.
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Informationen zum EHA Jahreskongress: Jedes Jahr im Juni veranstaltet die EHA ihren Jahreskongress in einer
europdischen GroRstadt. Aufgrund der anhaltenden COVID19-Pandemie organisiert die EHA in diesem Jahr zum
zweiten Mal einen virtuellen Kongress. Der Kongress richtet sich an medizinisches Fachpersonal, das auf dem
Gebiet der Hdmatologie arbeitet oder daran interessiert ist. Die Themen des wissenschaftlichen Programms
reichen von der Stammzellphysiologie und -entwicklung iiber Leukamie, Lymphome, Diagnose und Behandlung,
rote Blutkdrperchen, weiRe Blutkérperchen und Thrombozytenstérungen, Hdmophilie und Myelom, Thrombose
und Blutungsstérungen bis hin zu Transfusion und Stammzelltransplantation.
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