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Trotz Zulassung
gescheitert

An dieser Stelle blicken wir zurtick auf
Artikel, die vor funf Jahren in Technology
Review erschienen sind.

Diesmal: Durchbruch fiir Gentherapien

as Unternehmen

D UniQure hat die erste
jemals in der

westlichen Welt zugelassene
Gentherapie entwickelt,
schrieben wir in Heft 4/2013.
Die Fachwelt atmete auf.
Allem Anschein nach war der
niederlédndischen Biotech-
Firma mit ,,Glybera“ ein
Durchbruch gelungen,
nachdem frithere Anldufe
von anderen Firmen und
Forschern zum Teil todlich
geendet waren.

Die Therapie richtete sich
an Betroffene der seltenen
Stoffwechselkrankheit Lipo-
protein-Lipase-Defizienz. Deren Korper stellt aufgrund eines Gendefekts ein
fettspaltendes Enzym nicht richtig her. Deshalb sammelt sich Fett im Blut und
fihrt unter anderem zu Entziindungen der Bauchspeicheldriise (Pankreatitis).

In einer Studie wurde 27 Patienten in einer Einmalbehandlung die gesunde
Genkopie injiziert. Die Wirkung schien wie erwartet: Die schlimmen Pankrea-
titis-Fille traten bei einigen Patienten gar nicht mehr oder seltener auf, obwohl
sie nicht ganz so viel Enzym produzierten wie Gesunde. Im November 2012
gab die europiische Zulassungsbehorde EMA griines Licht fiir Glybera - aller-
dings nur fiir fiinf Jahre und unter Auflagen. Unter anderem sollte UniQure
Daten tiber zwolf weitere Patienten einreichen.

Dazu kam es nicht. Viereinhalb Jahre spater stellte UniQure keinen Neu-
antrag mehr. Als Grund gab die Firma an, dass Glybera zu selten nachgefragt
worden sei. Tatsdchlich hatte weltweit erst eine weitere Patientin die Therapie
erhalten, und zwar 2015 an der Berliner Charité. Selbst in diesem Fall war es
schwer, an die 900 000 Euro teure Behandlung heranzukommen, weil die
deutschen Behorden von der behandelnden Arztin Elisabeth Steinhagen-
Thiessen einen umfangreichen Antrag angefordert hatten. Ein weiteres
Problem: Glybera senkt die Fettmenge im Blut offenbar nicht dauerhaft, wie
die EMA im Jahr 2013 befand.

Inzwischen konzentriert sich UniQure bei seinen Projekten auf haufigere
Krankheiten. Eine Behandlung fiir die Bluterkrankheit Himophilie befindet
sich bereits in der mittleren Phase-II-Studie. Auch an einer Gentherapie fiir die
Huntington-Krankheit wird gearbeitet. VERONIKA SZENTPETERY-KESSLER
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