MUSKELDYSTROPHIE Typ Duchenne

Zum, heutigen Zeitpunkt ist die Datenlage bzgl. zellbasierter-Therapie bei MUSKELDYSTROPHIE TYP
DUCHENNE zwar nicht so umfangreich, wie bei Autismus oder Zerebralparese, aber belegbar [4, 11, 12].
Auch wenn die Muskeldystrophien in unseren Breiten nicht so haufig sind, stellen sie doch eine
schreckliche Erkrankung der Kinder dar, da sie im Gegensatz zu den obigen Erkrankungen im Alter von
13-15 Jahren tédlich sind. Es gibt bisher keine kausale Therapieform. Eine gute Ubersicht gibt der Review
von Biressi et al. [2].

TABLE 2 | Studies reporting regarding Stem Cell Transplantation for MUSKELDYSTROPHIE TYP

DUCHENNE.

Taylor et al. Dai et al. Swiatkowska-Flis et al.

[12] (4] [11]
Journal Neurology Stem Cells Translational | Degenerative Neurological and
(year) 2019 Med 2021 Neuromuscular Disease 2018
Study randomized, controlled, | single arm open-label study | single arm open-label study (phase
design open-label trial I-11)
Number of | 25 22 9

participants
(gender, age)

(47f/55m; 6-12.5years)

(11f/11m; 4-63years)

(9m; 1-6years)

Groups 13 allogeneic | 22 UC-MSC (Wharton Jelly) | 9 UC-MSC (Wharton Jelly) in
cardiosphere-derived 4 ambulatory and 5 non-
cells ambulatory children
12 controls

SC application intracoronary infusion | 1-5 intravenous and/or | intramuscular (4x) and intra-
(1x) intrathecal injections (2x) arterial (4x)

Follow-up 12 months 6 months 9 months

Safety no differences between | no serious AE not any AE
cases and controls | 2 transient non-serious AE
regarding AE (headache and lower back

pain)

Efficacy Significantimprovement | Significant functional | Increased muscle strength
regarding PUL improvement (e.g. hip | measurements and pulmonary

straightening) function

Abbreviations: AE, adverse event; f, female; m, male; MSC, mesenchymal stem cells; PUL, performance of
upper limb; UC, umbilical cord.

Die genannten Studien sind einmal Level | und 2 x Level Il. Somit ergibt sich hier trotzdem noch eine
Level-A — Empfehlung (starke Empfehlung) FUR den Einsatz der Stammzelltherapie.

Nebenwirkungen / Risiko

Entnahme: Wir entnehmen die Zellen durch eine oder mehrere ca. Imm durchmessende Punktionen
mittels eine Nadel vom Beckenkamm in Lokalanasthesie. Das ist ein seit Jahrzehnten etabliertes
Verfahren. Theoretisch sind BlutergliSe denkbar, praktisch hatten wir noch keine.

Einspritzung: Seit Jahren werden Wirkstoffe in alle moglichen Koérperregionen gespritzt, sei es in
Gelenke oder intrathekal wie bei jeder Spinalanadsthesie. Dabei kdnnen in extrem wenigen Fallen lokale
Infekte entstehen, so wie bei jeder Impfung oder Blutabnahme, auch das beobachteten wir noch nie.

Alle Arbeiten sprechen von einem vernachldssigbaren Risiko und keinen schweren Nebenwirkungen der
Stammezelltherapie, so wie wir sie betreiben. Das bedeutet, dass man zur Reduktion dieser Risken
extrem sauber, vorsichtig und aseptisch arbeiten mul.
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