%gghemxe uniQure

Erste Huntington Gentherapie-
Studie in Deutschland - Rekru-
tierung lauft wieder
Die bereits mehrfach vorgestellte erste
Gentherapiestudie fiir die Huntington-
Krankheit von uniQure hat das Ziel,
die Produktion von Huntingtin (Htt)
durch den Einsatz eines Virusvektors
zu hemmen. Die Therapie wird gezielt
in den besonders von der Huntington-
Krankheit betroffenen Hirnarealen der
Basalganglien (Nukleus Caudatus und
Putamen beiderseits) eingesetzt und
erfordert nur eine einmalige neurochir-
-Jrgische Operation in Vollnarkose. Ziel
ware dann eine lebenslange Reduktion
der Produktion von Huntingtin (nicht
allel-spezifisch, d. h.es werden auch bei
diesem Ansatz das kranke und gesunde

Huntingtin teilweise reduziert).

Die Studie wird in Deutschland am
George-Huntington-Institut (GHI) in
Muinster angeboten und durchgefiihrt
werden. Patienten, die fir die Studie
geeignet sind, werden dannin der Abtei-
lung fiir stereotaktische Neurochirurgie
des Universitatsklinikums Disseldorfvon
Herrn Prof. Dr. Jan Vesper und seinem
Team operiert. Die Nachbetreuung
_ erfolgt dann wieder am GHI.

‘s ist geplant, dass insgesamt 15
Patient*innen an drei Zentren (GHI,
Cardiff, Warschau) an der europaischen
Studie teilnehmen kénnen, von denen
bereits mehrere in Cardiff und Warschau
rekrutiert wurden. Wie im letzten
Huntington-Kurier berichtet, wurde
die Studie kurz vor dem erwarteten
Studienstart in Deutschland wegen
Nebenwirkungen in einigen der mit der
hoheren Dosis behandelten Patienten
pausiert. Da im Verlauf ersichtlich wurde,
dass die beobachteten Nebenwirkungen
sich groBtenteils wieder zurlickbildeten
(reversibel waren) und daher wahr-
scheinlich nur zu voriibergehenden
Beeintrachtigungen fiihrten, werden
die amerikanische und europaische
Studie jetzt fortgesetzt. Dies wurde

Wissenschaft - national und international
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auch von dem Sicherheitskomitee
der Studie so empfohlen. Die Studie,
die vom Europdischen Huntington-
Netzwerk unterstlitzt wird, wird also
nun voraussichtlich in Kiirze auch in
Deutschland beginnen.

Eine vor kurzem durchgefiihrte Zwi-
schenanalyse deramerikanischen Studie
zeigte bereits Trends einer Reduktion
des mutierten Huntingtins im Liquor.
Um die Aussagekraft der Analysen zu
verbessern, soll voraussichtlich die Zahl
der Studienteilnehmer¥innen in den
USA und in Europa nochmal erhdht
werden. Darliber werden wir Sie an
dieser Stelle in zukiinftigen Ausgaben
auf dem Laufenden ha

Offenleg%ngxmﬁgﬂche%meressenkon—

flikten: Dr. Reilmann ist “Global Principal
Investigator” (Studienleiter) sowoh! der
amerikanischen als auch der européischen
uniQure Studien, Leiter der Klinischen
Prifung fur die HD*GeneTRX2 Studie in
Deutschland, Berater im Experten Advisory
Board von uniQure und bietet die Studie als
Principle Investigator am GHI in Miinster an.
Die amerikanische und europadische Studie
nutzen Q-Motor als Endpunkt.

et (MDD F38%e 0H0)
Schlafstérungen und Miidigkeit
von Huntington Gentragern
und Patienten - das IDEA-

FAST Projekt der Europaischen
Union startet die zweite grof3e
Multizentrische Studie in
Europa

Das auch von der CHDI-Stiftung gefér-
derte IDEA-FAST Projekt (www.idea-
fast.eu) hat zum Ziel, die alltdglichen
Beeintrdchtigungen von Huntington-
Patienten und Anlagetrdgern durch
Miidigkeit und Schlafstdrungen mit
digitalen Geraten zu Hause zu unter-
suchen. Schlafstérungen verbunden
mit Tagesmuidigkeit sind haufig bei
Huntington-Patienten zu beobachten
und fihren zu LeistungseinbufRen.
Durch eine grof3ziigige Férderung der
Europdischen Union (> 40 Mio. EURO)

kénnen nun 200 Teilnehmer”*innen i
der Huntington-Kohorte des IDEA-FAST
Projektes untersucht werden. Jedem
Teilnehmenden werden wenige kleine
Gerate zur Verfligung gestellt und er
wird gebeten Tests Uiber ein Mobiltele-
fon durchzufiihren. Die Teilnahme an
der Studie dauert ca. vier Wochen. Die
Gerate kdnnen anschlieBend zuriickge-
schickt werden. Die Probanden werden
dabei vom Studienzentrum regelmafig
unterstutzt.

Die Teilnahme an dieser Studie ist in
Deutschland am George-Huntington-
Institut in Miinster moglich. Weitere
Europdische Zentren sind die EHDN
Ambulanzen in Brescia (Italien), Innsbruck
(Osterreich), Leiden (Niederlande), Lis-
sabon (Portugal) und Warschau (Polen).
Fir Fragen steht Frau Aufenberg am GHI
unter 0251 788-788-0 zur Verfligung.
Bitte unterstiitzen Sie dieses Projekt
durch lhre Teilnahme!

Offenlegung von mdglichen Interessenkon-
flikten: Dr. Reilmannist Leiter der Huntington
Kohorte und Mitglied des Steering Komitees
desIDEA-FAST Konsortiums sowie Principle
Investigator am GHI in Miinster, IDEA-FAST
nutzt Q-Motor Techniken.

. S

HDClarity % EHAI
HD-Clarity sucht neue Teilneh-
mende und ermdoglicht jetzt
jahrliche Untersuchungen!
Die HD-Clarity Studie der CHDI Stiftung
(www.chdifoundation.org) sammelt
Liquorproben von insgesamt 600
pramanifesten und manifesten Hun-
tington-Mutationstrager*innen (http:/
hdclarity.net). Studienteilnehmende
missen 21 - 75 Jahre alt sein und an
der ENROLL-HD Studie teilnehmen.
Ab jetzt sind auch jahrliche Follow-up
Untersuchungen mdglich, die fiir die
Entwicklung von Biomarkern fiir die
Huntington-Krankheit sehr wichtig
sind. Weitere Informationen zu dieser
weltweit durchgefihrten Studie erhalten
Sie in den Studienzentren.
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Buchvorstellung 3
Chorea - meine ewige
Begleiterin.

Die am haufigsten auftretende Reak-
tion, die ich bekomme, wenn ich die
Krankheit Chorea Huntington erwahne,
ist die Folgende: “Was ist denn das?”.
Vor ungefahr 40 Jahren hat meine Mut-
ter als junges Madchen ein negatives
Gentestresultat erhalten, und somit
war klar, sie hat die Krankheit meines
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Informationsschrift

Huntington Krankheit Informationsschrift

Grof3vaters nicht
geerbt. Sie war
eines der gluickli-
chen Kinder der
Familie, da sich
leider nichtalle an
diesem Tag liber

Die Buchautorin ihr Testresultat
Livia-Romana freuen konnten.
Attinasi

Wenn ich heute
zurtickblicke, ist mir bewusst, dassin der
Familie das Thema einer Krankheit nie
wirklich angesprochen wurde. Es war
schonimmer so, dass die Krankheit nicht
wirklich erwdhnt wurde; bzw. erst dann
erwahnt wurde, als man sie nicht mehr
ignorieren konnte. An dieser Tatsache,
dass man dies so lange verschwiegen
hat, hat mich etwas sehr gestért. Wieso
spricht man nicht dartiber? Wieso ver-
schweigt man das, und wieso ignoriert
man dies? Und wie oben bereits gesagt:
Was ist denn das eigentlich?

Mein Name ist Livia Attinasi und ich
befinde mich in meinem letzten Jahr
am Gymnasium in Zirich. Als wir die
Aufgabe erhielten, ein Thema fiir unsere
Maturitatsarbeit zu suchen, war mir
eines klar: Ich will meine Mitmenschen
zum Nachdenken anregen.

Huntington Krankheit
Informationsschrift
(2015) jetzt online
verfiigbar

Prof. Dr. Matthias Dose, Dr. Friedmar
Kreuz und Christiane Lohkamp stellten
die “Informationsschrift zur Selbst-
hilfe fiir Betroffene — Menschen mit
Huntington-Risiko, Angehdérige, ehren-
amtliche Mitarbeiter der Selbsthilfe und
Interessierte” zusammen.

Sie beinhaltet diese Themen:

» Die Huntington-Krankheit

- Denkanstofe

- Kinderwunsch und genetische Diag-
nostik vor und wéhrend einer Schwan-
gerschaft

Somit habe ich mich entschieden, einen
Roman tiber diese, leider noch fiir viele
unbekannte Krankheit zu schreiben. In
meinem Roman wird folgende Situation
geschildert: Eine Familie, die von der
Krankheit betroffen ist und wie die
beiden Kinder dieser Krankheit auf die
Schliche kommen.

EineKrankheit st ein schweres Schicksal.
Mirwar jedoch wichtig, mit Hilfe dieses
Romans zu zeigen, dass es auch mit
einer positiven Diagnose Hoffnung auf
ein schones und erfiilites Leben gibt.
Mit der Geschichte von Ivana Russo
und ihrer Familie will ich den ersten.
Schritt wagen, ein Tabu zu brecher&
welches leider auch noch heute ein
Tabuthema ist.

Mein E-Book - Chorea - meine ewige
Begleiterin. - ist auf der Seite der Deut-
schen Huntington Hilfe als Download

(Link: https://www.dhh-ev.de/verein/
chorea-meine-ewige-begleiterin) erhalt-

lich, und ich hoffe, ich kann meinen
Mitmenschen etwas mitgeben.

Livia-Romana Attinasi
livia a@gmx.ch

- Richtlinien fiir die Anwendung de@
préasymptomatischen genetischen Dia-
gnostik bei der Huntington-Krankheit

Der Druck dieser 54seitigen Broschiire

wurde bisher von der AOK finanziell

unterstitzt. Seit Ende 2022 sind alle

Exemplare vergriffen. Prof, Dr. Matthias

Dose und Dr. Friedmar Kreuz gaben ihre

Zustimmung, die Infoschrift als kosten-

losen Download auf der DHH-Webseite

zur Verfligung stellen zu diirfen. Seit

Ende 2022 steht die Unterlage nun

allen uneingeschrankt zur Verfligung,

siehe https://www.dhh-ev.de/fileadmin/
user upload/DHH Service/Downloads/
Sonstiges/DHH_Infoschrift Huntington-
Krankheit.pdf.

Michaela Winkelmann




