Die grausame Logik des freien Marktes

DBA ist eine extrem seltene Blutkrankheit. So selten, dass es sich fiir Pharmafirmen nicht rentiert, ein Medikament
dagegen zu entwickeln. Das Imba in St. Marx will dennoch forschen und ist auf Privatspender angewiesen.

Von Matthias Winterer

Wien. Luis hasst Nadeln. Und Luis
hasst Krankenhauser. Sie fiihren
bei ihm zu Heulkrdmpfen. Doch
heute will Luis nicht weinen. Er
umklammert seinen Teddybar.
Notfalls wird der ihn beschiitzen.
Und seine Schwester gleich mit.
Alle drei Wochen miissen der
sechsjahrige Luis und die fiinfjah-
rige Josefine die immer gleiche
Prozedur ertragen. Sie kennen sie
auswendig. Sie wissen, was sie
erwartet. Dr. Kagef sticht eine Ka-
niile in die ‘Vene in ihrem Unter-
arm und pumpt fremdes Blut
durch ihre Kreislaufe. ,Es gab Ta-
ge, an denen wir ‘Luis zu viert
festhalten mussten, damit der
Arzt den Zugang legen konnte. Es
ist sehr aufwiihlend, sein Kind so
leiden zu sehen®, sagt Marianne

Marte, die Mutter der Kinder. Der

Vorgang .ist nicht nur quélend, er

ist fiir Luis und Josefine auch un--

gesund. Uber das fremde Blut ge-
langt Eisen in ihre Korper. Sie
konnen es nicht abbauen. Es la-
gert sich in den Organen der Kin-
der ab - in Leber, Lunge, Hirn.
Doch die Transfusionen sind not-
wendig. Ohne sie wiirden sie ster-
ben. Denn die Geschwister leiden
an einer seltenen Krankheit - der
Diamond-Blackfan-Anédmie (DBA).

Die DBA ist eine angeborene
Form schwerer .chronischer Blut-
armut. ,Der Korper der Patienten
kann keine eigenen roten Blutkor-
perchen produzieren. Ihr Kno-
chenmark ist ‘dazu nicht - oder
nur unzureichend - fahig“, er-
klart Leo Kager, Leiter der Ambu-
lanz fiir Hamatologie und Onkolo-
gie des.St. Anna Kinderspitals.
Rote Blutkérperchen haben je-
doch die essenzielle Aufgabe, den
Organismus mit Sauerstoff zu ver-
sorgen - vom Gehirn bis zu den
Zehenspitzen. Ist dies nicht der
Fall, treten eine Reihe schwerwie-
gender Folgen auf. ,Die Kinder
sind kraftlos, ihr Wachstum ist
gestort, sie sind anfélliger fiir In-
fekte, das Krebsrisiko steigt mas-
siv, ihr Herz schlagt zu schnell,
im Extremfall kann es sogar ste-
hen bleiben®, sagt Kager.

Seltene Krankheiten sind fiir
Pharmafirmen unrentabel

Die Erkrankung beruht auf einer
Mutation der Gene. Das weiB
man. Sonst weiB man eigentlich
nichts. Was sind die Ursachen des
Gendefekts? Wie entsteht er? Wa-

rum bricht die Krankheit nur bei .

manchen Menschen aus? Die Ant-
worten auf all diese Fragen liegen
im Dunkeln. Der Grund fiir die
Unwissenheit ist banal - DBA
kommt extrem selten vor. Die al-
lermeisten Arzte werden im Laufe
ihrer Karrieren nie mit ihr kon-
frontiert. Von einer Million leben-
dig geborener Babys haben etwa
fiinf diese Art der Apimie. In Os-
terreich sind derzeit zehn Fille
bekannt - weltweit etwa 800. .
Medikamente gibt es nicht. Es
sind zu wenige, sagen die Phar-
mafirmen. Die Logik des freien

‘Marktes ist Klar, aber grausam:

Die Nachfrage besimmt das An-
gebot. Ist sie dermaBen gering,
wiirde sich die Entwicklung eines
Medikaments finanziell niemals
rechnen. ,Fiir Pharmafirmen ist
DBA’ uninteressant. Mit ihr ist

kein Geld zu verdienen, sagt Bo- .

ris Marte, der Vater von Luis und
Josefine. Es sind zu wenige, sagt

Luis und Josefine sind seit ihrer Geburt auf fremde Blutkonserven angewiesen. Foto: privat

aber auch der Staat. ,Weil die
Krankheit so selten ist, liegt sie
unter dem Radar jeglicher For-
schungstépfe und Forderungen®,
erganzt seine Frau Marte.

Die Eltern wollen sich aller-
dings auch nicht mit dem Status
quo abfinden. ,Wir kénnen nicht
einfach , auf dem Sofa sitzen,
Ddumchen drehen und abwarten.“
Und so beschlieBen Frau und
Herr Marte, die Initiative zu er-
greifen. Sie' wenden sich an Josef
Penninger.

Der wissenschaftliche Leiter
des Imba Wien (Instituts fir Mo-
leKulare Biotechnologie) sitzt in
einem Ledersessel seines Biiros
im schmucklosen Stadtteil St.
Marx und gdhnt. Wild zerzauste

Haare, Strickweste, von Jetlag mii-
de Augen. Penninger wirkt wie
der Prototyp des genial-verriick-
ten Professors. Tatsachlich ist er
eine Koryphée, einer der weltweit
anerkanntesten Genetiker. Er ent-
deckte das essenzielle Gen fiir
Knochenschwund und entwickel-
te federfithrend ein Medikament
dagegen

Das Zauberwort lautet
Stammze]lenforschung

Heute hilft es tausenden Patien-
ten. So ein Medikament wiinscht
sich auch Familie Marte. Und die
Chancen dafiir sind’ aus wissen-
schaftlicher ~Sicht durchaus be-
rechtigt. Als Penninger von den
Kindern Luis und Josefine hort,

riecht er Lunte. Wire es vor weni-
gen Jahren noch vollig undenkbar
gewesen, der Krankheit auf die
Spur zu kommen, so erdffnet die
Genetik den Wissenschaftern nun
neué Moglichkeiten. Penningers
Augen strahlen, wenn er iiber die
Fortschritte seines Fachs im ver-
gangenen Jahrzehnt spricht. ,Die
Forschung hat sich rasant entwi-
ckelt. Wir haben jetzt die geeigne-
ten Methoden, um Krankheiten
*wie DBA zu erkunden®, sagt er.
Das Zauberwort lautet Stammzel-
lenforschung.

Was das 20- kopﬁge Team um
Penninger am Imba genau tut,
klingt wie der Plot eines Science
Fiction Films: Sie ziichten Organe.
,Wir entnehmen den Patienten

. Zellen und programmieren sie zu

Stammzellen zuriick. Aus diesen
machen wir wieder Gewebe. Wir
konnen Mini-Gehirne ' ziichten,
Dérme, Magen, Bauchspeicheldrii-
sen, LungenBrustgewebe, Nieren
- im Fall von Luis und Josefine
eben rote Blutkorperchen sagt
Pennmger

Und der Sinn der Ubung? Die
Organe im Miniaturformat ‘dienen
den Wissenschaftern als Ver-
suchsmaterial. ,Wir kénnen nun
quasi unendlich viele Experimen-
te durchfiihren. Wir kénnen ver-
schrobenen Ideen nachgehen,
konnen untersuchen, wie sich die
Zellen nach unterschiedlichen Be-
handiungen entwickeln. Das ist
ein ungeheurer Vorteil.“

Neue generelle Erkenntnisse
iiber Tumorbildung méglich

Fiir den Genetiker ist der Fall von
Luis und Josefine in vielerlei Hin-
sicht interessant. Er und sein
Team erhoffen sich nicht nur, die
Mechanismen der DBA zu verste-
hen, sondern daraus auch Schliis-
se auf andere Erkrankungen-zie-
hen zu konnen. ,Die Ribosomen
in den Zellen der Kinder sind de-

‘fekt. Dieser Fehler beeinflusst

auch Krebserkrankungen. Das er-
kldrt, warum DBA-Patienten an-
falliger fiir Krebs sind. Vielleicht
konnen wir durch die Erfor-
schung der Krankheit auch gene-
relle Prinzipien der Tumorbildung
verstehen®, sagt Penninger.

Au.[ﬁerdem teilt Vater Boris
Marte dasselbe ~genetische Bild
wie seine Kinder. Er miisste die
Krankheit also auch haben - hat
sie aber nicht. Warum, weiB nie-
mand. ,Vielleicht hat er ein Gen,
das die Anamie unterdriickt, oder
ihm fehlt eines, das sie auslost”,
sagt Penninger. Soliten die Wis-
senschafter in St. Marx dieses Ge-
heimnis entschliisseln, kime man
der Entwicklung eines Medika-
ments damit einen groBen Schritt
naher

Doch das kostet Geld. Und da
es an staatlicher Forderung fehlt
hofft die Familie Marte nun auf
die Gunst privater Spender
600.000 Euro bendtigt das Imba,
um drei Jahre lang forschen zu
konnen: ,Aus der Literatur wis-
sen wir, dass in sehr vielen Fallen
die Erforschung von Krankheiten
ihren Ausgangspunkt in der Be-
troffenheit Einzelner gefunden
hat“, sagt Boris Marte. ,Es geht
nicht nur, aber natiirlich auch um
unsere Kinder.“. .

Luis und Josefine von der Ab-
héngigkeit zu befreien, ist der
Traum der Eltern. Der Abhingig-
keit von fremdem Blut, der Ab-
héngigkeit von Konserven. Ob
und wann sich der Traum erfiillt,

_lasst sich nicht abschétzen. Der

Weg von der Grundlagenfor-
schung zum zugelassenen Medi-
kament ist lang und steinig, aber
denkbar. ,,Es wire zu schén, wenn
wir irgendwann nicht mehr alle
drei Wochen ins St. Anna Kinder-
spital miissten.“ Denn Luis und
Josefine hassen Krankenhiuser -
und Nadeln. & -
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