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Die Erkrankung

Sina leidet an spinaler Muskelatrophie
(SMA), sie ist gefangen in ihrem eigenen
Ko&rper. Die SMA ist eine genetische Form
des Muskelschwundes, unbehandelt flihrt
sie haufig zu einem friihen Versterben.
Durch einen Defekt im Erbgut kommt es
zu einem fortschreitenden Funktionsverlust
und in der Folge zu einem Absterben der
Nervenzellen im Rickenmark. Etwa 1 von
8500 Neugeborenen kommt weltweit

mit einer SMA auf die Welt. Sprache und
geistige Funktionen sind in der Regel nicht
betroffen. Seit Juli 2017 gibt es Hoffnung
in Form einer wirksamen Therapie mit dem
Wirkstoff Nusinersen.

Das Problem

Die Therapie erfolgt lebenslang in Form
wiederholter Injektionen direkt in den
Hirnwasserraum. Die Betreuung der
Patienten ist sehr aufwendig und erfordert
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eine umfassende Planung und Beglei-
tung durch ein multiprofessionelles
Team. Bei Sina ist jede Gabe aufgrund
einer voroperierten Wirbelsaule eine
Herausforderung, die einer optimalen
Vorbereitung bedarf. Vor Beginn der
Therapie konnte sie nur noch einzelne
Finger bewegen, jetzt bedient sie wieder
ohne Probleme ihr Smartphone und
Tablet, die heute so wichtigen Turoffner
zur Welt.

In Deutschland wird die SMA weiterhin
deutlich zu spat diagnostiziert. Der
Erfolg der neuen Therapie hangt
jedoch vom Zeitpunkt der ersten
Behandlung ab. Ein Therapiebeginn
unmittelbar nach der Geburt erlaubt
eine anndhernd normale motorische
Entwicklung. Das Ansprechen auf

die Therapie von den betroffenen
Kindern und Jugendlichen ist daher
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ganz entscheidend von der zeitnahen
Einfilhrung eines Neugeborenen-
screenings auf das Vorliegen einer
SMA in Deutschland und von unserer
professionellen Teamorganisation
abhéngig. Leider werden notwendige
Investitionen in die medizinische
Forschung und Verbesserung der
multiprofessionellen Versorgung nur
ungendgend von den Krankenkassen
finanziert. Betroffene Familien geraten
oft in finanzielle Schwierigkeiten.

Mit Ihrer Spende wollen wir die M&g-
lichkeiten einer frihzeitigen Diagnose
der spinalen Muskelatrophie verbes-
sern, um so schnell wie mdglich mit
der erfolgsversprechenden Therapie
beginnen zu kdnnen! Wir wollen die
Kinder umfassend betreuen und ihnen
die notwendige und sehr aufwendige
Therapie ermdglichen.
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Wenn fir Kinder und Jugendliche ein langerer Krankenhausaufenthalt notwendig wird,
ist es fur sie ein einschneidendes Erlebnis und kann zu einer groBen Belastung fir die
ganze Familie werden. Das Leben verandert sich grundlegend. Diagnostik und Therapie
bestimmen den Tagesablauf. Fortschritte kbnnen Hoffnung geben aber auch Riick-
schritte miissen bewaltigt werden. Es gibt Angste und Verzweiflung, Schwierigkeiten
und Probleme, mit denen Eltern und Patienten immer wieder zu kdmpfen haben.

Die Stiftung COURAGE hat sich daher zum Ziel gesetzt, zusétzliche Leistungen speziell
fur chronisch kranke Kinder umzusetzen, die zur Verbesserung des humanitéren und
psychosozialen Umfeldes der Kinder und ihrer Familien in Ergdnzung zur medizinischen
Behandlung angeboten werden sowie notwendige Forschungsprojekte zu unterstitzen.
Diese Projekte missen ganz wesentlich aus Spendengeldern finanziert werden.

DEN CHRONISCH KRANKEN KINDERN
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fur chronisch kranke Kinder
am Zentrum fur Kinder- und
Jugendmedizin Heidelberg
des Universitatsklinikums Heidelberg
Angelika-Lautenschlager-Klinik



