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stopp-HSP - Gemeinndlitziger Verein zur Férderung der Therapie der Hereditédren Spastischen Paraplegie, Vols (Tirol) & Edlitz (Niederdsterreich)

Worum geht es?
Hinter dem Kurzel HSP verbirgt sich eine seltene aber schwere neurodegenerative Erkrankung und damit - fur
jede:n Betroffene:n - ein Schicksalsschlag.

Unser Ruckenmark besteht aus langen, diinnen Fasern. Mehr als hundert verschiedene Gene sind fur die
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Funktion dieser Fasern so wichtig, dass ein Defekt an einem dieser Gene zu einem progressiven Verlust der
Nervenleitung fuhrt.

Man spricht vor einer Gruppe vererblicher, fortschreitender Lahmungen, die von einer krankhaft erhohten
Muskelspannung begleitet werden - von den Hereditaren Spastischen Paraplegien (den HSPs) [1]. In

Osterreich sind etwa 600 Personen direkt betroffen, in ganz Europa mehr als 50.000 Menschen.

Warum sind wir hier?

Derzeit gibt es keine kausale Therapie fiir die HSP. Uns als Osterreichische Patientengruppe ist klar, dass wir
dies nicht alleine schaffen konnen. Deshalb haben wir den PPIE Exploration Call 2023 des Open Innovation
in Science Centers als Chance begriffen, um uns in Europa noch besser mit Patientengruppen, Forschern,

Arzten und der Industrie zu vernetzen.
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Prufarzt:innen Zulassung

Bild 1: /inks) ein Forschungspreis als Projekt-Trigger; Mitte) Forschungsphasen von Konzept zum Produkt; rechts) Zellbiologinnen,
Mediziner und Patientenvertreter:innen am IBPM-Labor in Rom.

Was ist das groRRte Problem? Wie losen wir es?

Die Suche nach Heilverfahren bleibt viel zu oft in der Grundlagenforschung stecken (Bild 1). Nur die Industrie

kann zugelassene Wirkstoffe oder Therapien bereitstellen. Wir werden selbst aktiv, um die Briicke vom
Universitatslabor zur Wirkstoffentwicklung und Zulassung zu schlagen.

Im November 2021 wurde ein Fachartikel mit einem Forschungspreis ausgezeichnet [2]. Diese und weitere
Arbeiten [2, 3] haben im Zell-Labor gezeigt, dass der Wirkstoff Pevonedistat bei der haufigsten HSP-Form den
Funktionsverlust stoppen kann. Gemeinsam mit dem Europaischen Dachverband Euro-HSP unterstutzen wir
die Uberfiihrung dieser Ergebnisse in strukturierte Therapieentwicklung.

Wichtigste Ergebnisse

* |dentifizierung von Mutationen mit hohen Therapie-Chancen (,Treatment Responders®)
 Entwicklung eines Biomarkers fiir Blutproben (,,Protein Level“) ;-'
 Start von praklinischen Entwicklungsexperimenten mit der Pharmaindustrie (,Showstopper Trials“) _ (" .
Bisher konnten Europaweit rund 170.000 € - GrofRteils durch Spenden - flir diese Arbeiten eingeworben F +

werden.

Wer sind unsere Partner?

Forschungspartner - Zellbiologie

IBPM, Istituto di Biologia e Patologia Molecolare, Consilgio Nationale di Ricerca, Rom, IT, (Dr. Cinzia Rinaldo) T = |
INSERM, Institut national de la santé et de la recherche médicale, Paris, FR (Dr. Frédéric Darios) v )
Wissenschaftlicher Beirat W "
Dr. Giulia Coarelli, Paris, FR; Prof. Darius Ebrahimi-Fakhari, Boston, USA; - T kP |
Prof. Marcondes Franca Jr., Campinas, BRA; Dr. Cinzia Rinaldo, Rom, IT; Prof. Ludger Schols, Tubingen, DE.
Industriekooperationen
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