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Forderpreis zur Entwicklung von antientziindlichen Gentherapieansdtzen

zur Behandlung der Herzmuskelschwdche bei Muskeldystrophie Duchenne

Eine Gentherapie der Herzmuskelschwdche (Kardiomyopathie) bei der
Muskeldystrophie Duchenne — einer bestimmten Form des angeborenen
Muskelschwdache — im Tiermodel zu entwickeln, ist Ziel eines iiber zwei
Jahre laufenden Projekts von Dr. Ralf Bauer und Prof. Dr. Oliver J. Miiller,
beide Mitarbeiter der Innere Medizin Il (Arztlicher Direktor Prof. Dr. Hugo A.
katus). Dieses Projekt ist nun mit dem mit 50.000 Euro dotierten
Forderpreis des Jahres 2013 der ,,aktion benni & co® pramiert worden, der

Elterninitiative an Muskeldystrophie Duchenne erkrankter Kinder.

Bei Kindern mit Duchenne Muskeldystrophie, einer bislang unheilbaren
Erkrankung, fiihrt die Abwesenheit eines Proteins der Skelettmuskulatur
(Dystrophin) zur Instabilitat der Herzmuskelzellmembran. Durch die das
regelmdBige Zusammenziehen der Herzmuskelzellen bei jedem Herzschlag
kommt es in der Folge zum Zellschaden, der zur voranschreitenden
Kardiomyopathie fiihrt. Durch das Einwandern von Immunzellen in

geschddigtes Herzmuskelgewebe wird eine Entziindungsreaktion

hervorgerufen, die den Krankheitsprozess noch beschleunigt.

Ziel des pramierten Vorhabens ist die Entwicklung neuer
Gentherapieansatze zur Behandlung der Kardiomyopathie im Mausmodell
der  Muskeldystrophie  Duchenne. Es sollen  mithilfe nicht
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krankheitserregender  viraler  Gentransfervektoren  antientziindliche
Molekiile (sogenannte Interleukine und kleine Hitzeschockproteine) in das
Herz dieser Maduse eingebracht werden. Dies konnte den
Entziindungsprozess bremsen und so zu einer deutlichen Verzégerung des

Fortschreitens der Erkrankung fiihren.

Die Arbeitsgruppe um Herrn Prof. Dr. Oliver ). Miiller beschaftigt sich bereits
seit Jahren mit der Entwicklung von Adeno-assoziierten viralen (AAV)
Vektoren mit dem Ziel, klinisch einsetzbare Strategien zur langfristigen
Gentherapie von Kardiomyopathien unter anderem im Rahmen

neuromuskuldrer Erkrankungen zu entwickeln.
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