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Leukodystrophien sind Abbau- Erkrankungen der weissen (leukos=weiss) Hirnsubstanz. Sie
sind selten. Zusammengenommen leiden jedoch in der BRD jéhrlich etwa 1000 Personen
mit einer solchen Erkrankung. Um die wissenschaftlichen Bemthungen in Deutschland zu
koordinieren und voran zu treiben und damit auf Dauer eine bessere Therapie zu erreichen,
wurde das Leukodystrophie-Netzwerk gegriindet (http:/leukonet.de). Es wird in Bonn koor-
diniert, die zentrale Datenbank ist in Hamburg.
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Es gibt Krankheiten, deren Namen selbst viele Arzte nicht kennen, weil sie so selten sind:
Leukodystrophien sind solche Krankheiten
BVL, Bundesverein Leukodystrophie e.V.

In der Kinderklinik Titbingen werden die lysosomalen Leukodystrophien untersucht, darunter
fallen die metachromatische Leukodystrophie (MLD) und der Morbus Krabbe. Sie sind
erbliche Erkrankungen der Myelinscheiden im Nervensystem (weisse Hirnsubstanz). Fehlende
Enzymaktivitdt in den Zellen fuhrt zur abnormen Speicherung von Stoffwechselprodukten
(Sphingolipiden), wodurch die weisse Substanz zerstért wird.

I Betroffen von dieser Erkrankung sind vorwiegend Kinder, selten Erwachsene. Aufféllig werden
Norma die Kinder durch den raschen Verlust aller kdrperlichen und geistigen Féhigkeiten bis zu schwersten
Mehrfachbehinderungen. Oft sterben sie frih.

Zur Diagnose fiihren:

1) die Kernspin-Tomographie: auf dem linken Bild - Leukodystrophie - ist deutlich der
Zerfall der weissen Substanz im Gehirn zu erkennen.

2) im Labor die Messung der Enzym-Aktivitat in Leukozyten.

Bei beiden Erkrankungen MLD und M. Krabbe ist keine Enzymaktivitdt zu messen.

Therapieansitze:

Bis heute sind die metachromatische Leukodystrophie und Morbus Krabbe nicht heilbar. Durch
eine Knochenmarktransplantation im sehr frihen Krankheitsstadium wird versucht, den
Krankheitsverlauf zu stoppen.

Forschungsgruppen in der Kinderklinik konnten in der Kulturflasche zeigen, dass bestimmte
Zellen aus dem Knochenmark das Enzym abgeben und von Zellen, denen das Enzym fehlt, in
geringen Mengen aufgenommen wird:
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Diese Enzym abgebenden Zellen kénnen als aussichtsreiche Kandidaten fur Transplantationen
bei metachromatischer Leukodystrophie angesehen werden. (Siehe auch Poster I. Muiller)
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