Einmal-Gentherapie bei SMA auch bei Kindern

bis 21 Kilogramm sicher

— Die Zulassung von Onasemnogen-
Abeparvovec (Zolgensma®) bei spinaler
Muskelatrophie (SMA) im Mai 2020 stitzte
sich auf Daten zu Kindern mit einem Korper-
gewicht von weniger als 8,5 kg [Day JW et
al. Lancet Neurol. 2021;20:284-93; Mendell
JRetal. N Engl J Med. 2017;377:1713-22]. Die
finalen Ergebnisse der SMART-Studie erwei-
tern nun die bereits vorliegenden Erfahrun-
gen zur Sicherheit und Wirksamkeit der
Einmal-Gentherapie auf schwerere Kinder
mit einem Korpergewicht von mehr als 8,5
und bis zu 21 kg [Mc Millan HJ et al. 28.
Jahrestagung World Muscle Society,
Charleston 2023, Prasentation O20]. Wie
Prof. Dr. Glinther Bernert, Kinderarztpraxis
Schumanngasse, Wien, Osterreich, berich-
tete, schloss die Studie 24 Kinder im Alter
zwischen 1,5 und 9,1 Jahren ein. 45,8 % von
ihnen wiesen eine SMA Typ 2 und 75,0%
drei SMN2-Genkopien auf. 79,2 % waren mit
Nusinersen und 8,3 % mit Risdiplam vorbe-
handelt.

Haufigkeit und Schwere unerwiinschter
Ereignisse waren in den drei ausgewerteten
Gewichtsgruppen (= 8,5 bis < 13 kg, > 13 bis
<17kg und >17 bis <21kg) dhnlich. Bei
83,3% wurden hepatotoxische Nebenwir-
kungen beobachtet. Mit Ausnahme eines
Falles mit Verldngerung der Prothrombin-
zeit handelte es sich um meist asymptoma-
tische Anstiege der Lebertransaminasen,

die mit der Steroid-Begleitmedikation be-
herrschbar waren und komplikationslos
verliefen. ,Keines der Kinder ist verstorben
oder vorzeitig aus der Studie ausgeschie-
den”, so Bernert. Bei dlteren und schwereren
Kindern sei dennoch ein engmaschiges
Monitoring geboten. Hinsichtlich der Wirk-
samkeit blieben alle vor Durchfiihrung der
Gentherapie erreichten motorischen Mei-
lensteine bei 23 der 24 Kinder wahrend der
einjahrigen Nachbeobachtungszeit erhal-
ten. Vier Kinder erreichten mindestens ei-
nen weiteren Meilenstein.

Dr. Claudia WeiB, Klinik fir Padiatrie mit
Schwerpunkt Neurologie, Charité — Univer-
sitdtsmedizin Berlin, prasentierte Ergebnis-
se einer in Deutschland und Osterreich
durchgefiihrten Kohortenstudie mit 76
Kindern mit SMA im Alter von 0,8-59 Mona-
ten zum Zeitpunkt der Gentherapie. Uber-
einstimmend mit anderen Daten ist die
Wirksamkeit der Gentherapie den Ergebnis-
sen zufolge umso besser, je jinger die Kin-
der zum Zeitpunkt der Behandlung sind
[Weil3 C et al. Lancet Child Adolesc Health.

2022, 6:17-271. Dr. Matthias Herrmann

Lunch-Symposium ,Spotlight Gentherapie:
neue Daten bei kleinen und grof3en
Patient*innen mit spinaler Muskelatrophie
(SMA)", 48. Jahrestagung der Gesellschaft fur
Neuropadiatrie (GNP), Dortmund (und virtuell),
16.11.2023; Veranstalter: Novartis

STIKO-Empfehlung fiir MenB-Impfung

— Die Sténdige Impfkommission (STIKO)
hat die Impfung gegen Meningokokken B
(MenB) mit dem Impfstoff 4CMenB (Bexse-
ro®) fiir Sduglinge ab zwei Monaten emp-
fohlen. Fir den Schutz gegen die seltene,
aber schwere Erkrankung werden drei
Impfstoffdosen im Alter von zwei, vier und
zwolf Monaten empfohlen. Die MenB-Imp-
fung solle méglichst an einem Termin zu-
sammen mit anderen fir diesen Zeitpunkt
empfohlenen Impfungen erfolgen. Die
gleichzeitige Gabe der verschiedenen
Impfungen ist laut STIKO sicher und beein-
trachtigt die Wirksamkeit der einzelnen
Impfstoffe nicht. Die Empfehlung schlief3t
Nachholimpfungen bis zum flinften Ge-
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burtstag ein. Bis zur offiziellen Aufnahmein
die Schutzimpfungsrichtlinie, die die Imp-
fung zur Pflichtleistung fir alle gesetzlichen
Krankenkassen macht, dauere es erfah-
rungsgemalf’ einige Monate, so Hersteller
GSK in einer Mitteilung. Viele gesetzliche
Krankenkassen wiirden aber — wie bisher —
auf freiwilliger Basis erstatten. Bis auf Wei-
teres sei daher eine Verordnung auf Privat-
rezept und proaktives Nachfragen durch die
Eltern bei der Krankenkasse zur individuel-
len Erstattung notig. Private Krankenversi-
cherungen wiirden die Kosten in der Regel
ab sofort tbernehmen, so GSK. red

Schluckhilfe als Option bei
Lieferengpassen von Fiebersaften

Auch in diesem Winter treten Liefereng-
passe bei Fieber- oder Antibiotikasaften
fur Kinder auf. Muss deswegen beispiels-
weise auf Antibiotikatabletten ausgewi-
chen werden, kann es zu Problemen mit
der Compliance kommen, da Kinder viel-
fach Schwierigkeiten mit dem Schlucken
von Tabletten haben. Auch der oftmals
bittere Geschmack kann zur Verweige-
rung der Einnahme fiihren. In solchen
Fallen kann die Schluckhilfe Medcoat®
zum Einsatz kommen, regt das Unter-
nehmen Hennig an. Mit Medcoat® wer-
den Tabletten oder Kapseln mit einem
glatten und speichelanregenden Uber-
zug versehen, der das Schlucken erleich-
tert. Auch geteilte Tabletten mit scharfen
Bruchkanten kdnnen ummantelt werden.
Der Uberzug iiberdeckt zudem einen
eventuell vorhandenen bitteren Eigen-
geschmack und ersetzt ihn durch ein
Zitronenaroma. Die Schluckhilfe ist fiir
Kinder ab vier Jahren geeignet. red

Nach Informationen von Hennig

,Fit fir Deine Schule”-Turnbeutel

Das Unternehmen Dr. Loges bietet Kin-
der- und Jugendarzten Produktproben
von immunLoges® Saft und vitamin D-
Loges® 5.600 I.E. Kids zusammen mit In-
formationen zum Schulstart in einem
Turnbeutel an. Auf www.paed-direct.de
konnen registrierte Kinder- und Jugend-
arzte jeweils zwolf ,Fit fiir Deine Schule”-
Turnbeutel bestellen. Das Unternehmen
schlagt vor, den Turnbeutel bei der
U9-Untersuchung zu lberreichen. Die
Aktion lauft bis Ende Februar 2024.  red

Nach Informationen von Dr. Loges

Omeprazol-Suspension eingefiihrt

Das Unternehmen InfectoPharm hat den
Saurestopper OPPI® 2mg/ml Suspension
(Omeprazol) eingefiihrt. Der fliissige Pro-
tonenpumpenhemmer wurde speziell
fur padiatrische Patienten mit PEG/NG-
Sonden und Kleinkinder entwickelt, die
an gastroosophagealer Refluxkrankheit
leiden. OPPI® 2mg/ml ist der einzige Pro-
tonenpumpenhemmer, der fiir Sduglin-
ge ab einem Monat zugelassen ist und
eine Dosistitration unter 10mg ermég-
licht. red

Nach Informationen von GSK

Nach Informationen von Infectopharm
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