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                    Zusammenfassung
Die genspezifische Therapie hereditärer Muskelerkrankungen hat in den letzten Jahren große Fortschritte gemacht. Die Pathomechanismen vieler dieser Erkrankungen konnten mittels molekulargenetischer Techniken entschlüsselt werden, wodurch der Weg für krankheitsmodifizierende Therapieoptionen geebnet wurde. Ein Meilenstein war unzweifelhaft die erfolgreiche Translation der Antisense-Oligonukleotid (ASO)-Technologie in die klinische Praxis, insofern 2016 erstmals genspezifische ASOs zur Behandlung der spinalen Muskelatrophie und der Duchenne-Muskeldystrophie zugelassen wurden. In diesem Artikel stellen wir die aktuellen Entwicklungen auf dem Gebiet der Antisense- und Gentherapien bei hereditären Muskelerkrankungen vor.


Abstract
Gene-specific treatment for hereditary muscle diseases has made great progress in recent years. The pathomechanisms of many of these diseases could be decrypted using molecular genetic techniques, paving the way for disease-modifying treatment options. A milestone was undoubtedly the successful translation of the antisense oligonucleotide (ASO) technology into clinical practice, with gene-specific ASOs being approved for the first time in 2016 for the treatment of spinal muscular atrophy and Duchenne muscular dystrophy. This article reviews recent developments in the field of antisense and gene therapies for hereditary muscle diseases.
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