Pressemitteilung

Paul-Martini-Preis 2011 verliehen

Auszeichnung fiir Gentherapie, die Kindern mit
seltener Krankheit hilft

Wiesbaden, 02.05.2011 (PMS). Fiir die Entwicklung einer Gen-
therapie zur Behandlung der seltenen Immunkrankheit
Wiskott-Aldrich-Syndrom wurden heute die Kinderarzte Privat-

dozent Dr. med. Kaan Boztug (Wien, zuvor Hannover) und Prof.

Dr. med. Christoph Klein (Miinchen, zuvor Hannover) mit dem
Paul-Martini-Preis geehrt. Die Verleihung fand im Rahmen der
Jahrestagung der Deutschen Gesellschaft fiir Innere Medizin
(DGIM) in Wiesbaden statt. Der mit 25.000 Euro dotierte Preis
wird jahrlich von der Paul-Martini-Stiftung, Berlin, fiir heraus-
ragende Leistungen in der klinisch-therapeutischen Arznei-
mittelforschung verliehen.

So alt wie die Gentechnik ist die Hoffnung, Erbkrankheiten durch Gen-
therapie zu heilen: Erbkranke Koérperzellen entnehmen, im Labor mit
einem intakten Gen ausstatten, sie wieder in den Kdrper zuriickbrin-

gen, wo sie nun korrekt funktionieren - so das Konzept! Viele Versuche

dieser Art blieben jedoch ohne Erfolg, so dass noch keine einzige Gen-
therapie auBerhalb von Studien zugelassen werden konnte. Nun ist es

den Preistragern jedoch gelungen, eine wirksame Gentherapie flr eine

Erbkrankheit, das Wiskott-Aldrich-Syndrom, zu entwickeln.

Das seltene Wiskott-Aldrich-Syndrom (WAS) ist eine schwere Stérung
des Immunsystems, verursacht durch ein defektes Gen auf dem X-
Chromosom. Die Patienten - fast immer Jungen - leiden an Infektio-
nen, Hautkrankheiten, Blutgerinnungsstérungen, Gelenkentziindungen
und weiteren Autoimmunreaktionen, und sie sterben oft schon nach
wenigen Lebensjahren. Die bisherige Behandlung durch Transplantati-
on von Blut-Stammzellen von fremden Spendern birgt betrachtliche
Risiken, wenn kein Stammzellspender mit bester Gewebsilibereinstim-
mung mit dem Patienten gefunden werden kann.
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PD Dr. Boztug und Prof. Klein haben nun mit weiteren Kollegen eine
neue Gentherapie flir dieses Syndrom entwickelt und angewendet (pu-
bliziert 2010 im New England Journal of Medicine): Zwei Jungen ent-
nahmen sie Knochenmark-Stammzellen, statteten diese im Labor mit
funktionstiichtigen Genen aus und siedelten sie wieder im Knochen-
mark ihrer Patienten an, wo sie sich gut vermehrten. Beide Patienten
erlebten daraufhin, dass ihre Autoimmunreaktionen aufhorten, sie
nicht langer an Blutungen litten und Infektionen seltener auftraten.

Seither haben die Arzte mit der gleichen Methode noch acht weitere
Patienten behandelt. Bei sieben von diesen wurde eine andauernde
Besserung beobachtet. Ein Patient entwickelte eine Leukamie, die aber
erfolgreich behandelt werden konnte.

Die klinische Studie konnte dank finanzieller Unterstitzung durch die
Deutsche Forschungsgemeinschaft, das Bundesministerium fir Bildung
und Forschung und die internationale Care-for-Rare Foundation — Stif-
tung fir Kinder mit seltenen Erkrankungen durchgefihrt werden.

Der neue Ansatz sei, wie Professor Dr. Peter C. Scriba (Minchen) in
seiner Laudatio betonte, auch noch bei weiteren Erbkrankheiten an-
wendbar. Diese Leistung dokumentiere die hohe Qualitat der klinischen
Forschung in Deutschland.

Die Paul-Martini-Stiftung

Die gemeinnltzige Paul-Martini-Stiftung, Berlin, fordert die Arzneimit-
telforschung sowie die Forschung (ber Arzneimitteltherapie und inten-
siviert den wissenschaftlichen Dialog zwischen medizinischen Wissen-
schaftlern in Universitéten, Krankenhdusern, der forschenden Pharma-
industrie, anderen Forschungseinrichtungen und Vertretern der
Gesundheitspolitik und der Behérden. Tréager der Stiftung ist der vfa,
Berlin, mit seinen derzeit 44 Mitgliedsunternehmen.

Die Stiftung ist benannt nach dem herausragenden Bonner Wissen-
schaftler und Arzt Professor Paul Martini (1889 - 1964), in Wirdigung
seiner besonderen Verdienste um die Férderung und Weiterentwicklung
der klinisch-therapeutischen Forschung, die er mit seiner 1932 ver-
offentlichten ,Methodenlehre der therapeutischen Untersuchung" ber
Jahrzehnte wesentlich geprégt hat.

Die Pressemitteilung, Lebensldaufe und Fotos der Preistrager
konnen abgerufen werden unter:
http://www.paul-martini-stiftung.de/de/paulmartinipreis/2011.html
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