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Vorstand

Medizinischer Beirat

Prof. Dr. Dr.
Susanne Kircher

Rechnungspriifer

- Ing. Friedrich Schwaiger

Blrozeiten: Mo - Do 7:00 - 13:15 Uhr

Univ. Prof. Dr. . Univ. Prof. Dr.
Eduard Paschke : Barbara Plecko

MPS-Botschafter

Angelo Salvarani

Anna Prahofer
Familienbetreuung

Christine Hauseder
Blro

Unterstiitzung von Betroffenen

Wir informieren, beraten und begleiten MPS-Familien, stellen Kontakt mit Arzten, Wissenschaftlern und Kranken-
hausern her; wir organisieren Tagungen, Therapiewochen, Geschwisterkinderwochen, Erwachsenentreffen und kur-
ze Auszeiten flr Mutter und Vater; wir untersttitzen MPS-Familien in finanziellen Notlagen; wir produzieren Infor-
mationsmaterial.

Foérderung von Forschungsprojekten

Trotz zahlreich laufender wissenschaftlicher Projekte besteht immer noch groRer Forschungsbedarf. Wir unterstiit-
zen Forschungsprojekte zur Entwicklung von Diagnosemethoden und Therapie von MPS-Kindern.

Offentlichkeitsarbeit

MPS ist immer noch viel zu wenig bekannt - auch bei Medizinern. Wir versuchen dies durch gezielte Informationen
zu andern.
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Grundsatzerklarung

Im Namen der Gesellschaft fiir MukoPolySaccha-
ridosen und dhnliche Erkrankungen, bedanke ich
mich herzlich fir die wertvolle und groRartige Un-
terstiitzung, die wir im Jahr 2018 erfahren durften.

MukoPolySaccharidosen sind eine Gruppe von
Krankheiten, viel schrecklicher noch als ihr Name.
Seit 1985 - weit tiber 30 Jahre also - begleiten wir be-
troffene Familien.

Wir sind fiir sie da, und wir sind dankbar, dass es Men-
schen gibt, denen MPS-Kinder wie auch uns am Her-
zen liegen. Nur wenn wir auf die grof3zligige finanzi-
elle Unterstlitzung unserer Spender zihlen kénnen,
sind wir in der Lage, betroffenen MPS-Familien effek-
tiv zu helfen. Nur Miteinander kénnen wir Perspekti-
ven Schaffen - fir Kinder mit MPS.

Spenden schenken uns Hoffnung und die noétige Zu-
versicht, dass wir unsere Projekte Jahr flir Jahr ver-
wirklichen kénnen. Egal, ob es um die unmittelbare
Hilfe flr betroffene Familien, um die Férderung von
Forschungsprojekten oder um den laufenden Betrieb
unserer in Osterreich einzigartigen MPS-Beratungs-
stelle geht - das alles kann nur gelingen, wenn treue
Spender den Weg mit uns gemeinsam gehen.

Ich darf an dieser Stelle versichern, dass jeder einzel-
ne finanzielle Beitrag - egal ob grof3 oder klein - einen
Unterschied bewirken und das Leben betroffener Fa-
milien entscheidend verandern kann.

Um in der Mittelverwendung auch nach auf8en trans-
parent zu sein, unterziehen wir uns seit dem Jahr
2006 freiwillig der strengen Kont-
rolle durch die Kammer der Wirt-
schaftstreuhdnder und wurden mit
dem ,Osterreichischen Spendengi-
tesiegel“ ausgezeichnet. *)

Wir arbeiten stetig daran, unsere
Vision ,Leben mit MPS soll lebenswert sein“ ein Stlick
weit zu verwirklichen. Mit groRartigen Projekten, die
wir im Jahreslauf wiederholen, gelingt uns das auch
Schritt fiir Schritt und immer mehr. Das zeigen unsere
Veranstaltungen wie beispielsweise die MPS-Thera-
piewoche, wo wir nachhaltig dafiir sorgen, dass unse-
re Patienten durch ein geeignetes Forderprogramm
eine bessere Lebensqualitidt mit weniger Schmerzen
und mehr Mobilitat erreichen.

In internationalen Kooperationen wie mit MPS Euro-
pe oder MPS International versuchen wir auch - ent-
sprechend unserer doch bescheidenen finanziellen
Mittel - ganz gezielt Forschungsprojekte mit dem Ziel
einer Therapieentwicklung zu unterstiitzen. 2018
konnten wir CHAMPS, ein grof3artiges Projekt zum
Thema Diagnose, gemeinsam starten.

Wir kdmpfen weiter und wollen Schritt flir Schritt
Verbesserungen im Leben von MPS-Kindern bewir-
ken. Insofern sind wir dankbar, treue Spender an un-
serer Seite zu wissen. Andererseits hoffen wir durch
vermehrte Offentlichkeitsarbeit noch mehr Men-
schen flr unsere Arbeit zu begeistern und den Kreis
unserer Unterstitzer noch erweitern zu kdnnen.
Letztendlich sind es genau die Menschen, die den
schweren Weg wohlwollend mit uns gemeinsam ge-
hen, die uns Hoffnung flir die Zukunft schenken. Sie
reichen uns die Hand und starken damit unsere Zu-
versicht fur ein erfolgreiches Weitergehen. Dariliber
freuen wir uns und dafiir sind wir dankbar.

Gemeinsam konnen wir so Vieles schaffen, deshalb:
Miteinander Perspektiven Schaffen - fiir Kinder mit
MPS!

Michaela Weigl
Vorsitzende der MPS-Gesellschaft
und betroffene Mutter

*) Das Spendengitesiegel wird jdhrlich von der Kammer der
Wirtschaftstreuhdnder verliehen. Geprtift werden dabei die
Ordnungsmdfigkeit der Rechnungslegung, das interne Kon-
trollsystem, die satzungs- und widmungsgemdf3e Mittelver-
wendung, Sparsamkeit und Wirtschaftlichkeit, die Finanzpo-
litik, das Personalwesen sowie die Lauterkeit der Werbung
und die Ethik der Spendenwerbung.

Unser Motto:
Miteinander Perspektiven Schaffen
- far Kinder mit MPS

Unsere Vision:
Leben mit MPS soll lebenswert sein.
MukoPolySaccharidosen miissen heilbar sein.



Was war los in diesem Jahr?

Ich méchte Sie mit unserem Tdtigkeitsbericht auf eine
kleine Reise mithehmen. Wir werden durch die ,MPS-
Landschaft” reisen und immer wieder mal einen kurzen
Halt machen, um lhnen kleine Einblicke zu geben. An
manchen Haltestellen gibt es Idngere Aufenthalte,
damit Sie einmal genauer hinsehen kénnen. Gerne
konnen Sie auch jederzeit umsteigen, unsere Website
besuchen oder personlichen Kontakt mit uns
aufnehmen. Wir freuen uns auf Sie!

Bestimmt konnen Sie sich vorstellen, dass eine
Multisystem-Erkrankung wie eine MPS es ist, ein
riesiges Netzwerk in vielerlei Hinsicht erfordert:
Medizin, Therapie, Betreuung, Pflege, Schule,
Krankenkassen, Familie.. Es ist vollig egal wo
man hinsieht, in jedem einzelenen Bereich gilt es
Spezialisten und besondere Menschen zu finden, die
interessiert und gewillt sind, sich mit der schwierigen
Materie auseinanderzusetzen und fiir uns da zu sein.
Es gibt viele Arbeitsfelder, die bedeutend einfacher
sind - so kommt es, dass betroffene Familien oft auf
betrachtliche Schwierigkeiten stoRen, wenn es gilt,
so ein Netzwerk aufzubauen. Die MPS-Gesellschaft
hilft mit ihrer Beratungsstelle u.a. beim Aufbau
dieser wichtigen Strukturen, dient als Anlaufstelle
und Vermittler flr bzw. zwischen diesen Strukturen,
stellt Information zur Verfligung und organisiert
Veranstaltungen, die ein Leben mit MPS erleichtern
sollen. Das Ziel, das wir dabei stets vor Augen haben,
ist, dass auch ein Leben mit MPS lebenswert sein
muss.

Wihrend sich also die Unterstiitzung und Betreuung
der betroffenen Familien wie ein roter Faden
durch unsere Jahresarbeit zieht, organisieren
wir in regelmaBigen Abstinden verschiedene
Veranstaltungen, die im weitesten Sinne dazu
beitragen, die Lebensqualitit der Betroffenen zu
verbessern.

Am Anfang des Jahres standen die Riickschau auf
das Vorjahr, die Evaluation der durchgefiihrten
Projekte, die Ein- und Ausgabenrechnung samt
Budgetplanung und Definition der Projekte fiir 2018.
Eine der wichtigsten Fragen ist immer jene nach der
Finanzierbarkeit der geplanten Projekte. Insofern ist
das Spendensammeln ein sehr wesentlicher Pfeiler
unserer Arbeit, von der MPS-Familien in groBartiger
Weise profitieren kénnen.

Wie gut, dass es immer wieder Menschen gibt, die
uns helfen - mit Spenden, Zeit, Engagement, Ideen
und ihrer Freundschaft. Sie sind wie Anker an denen
wir uns festhalten diirfen!
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Ubrigens...

MPS betrifft niemals nur das Kind oder den Patienten
selbst. MPS wirkt sich immer auf die ganze Familie
aus, uniibersehbar und vehement. Dass das flr die
Eltern zutrifft, liegt auf der Hand. Aber denken wir
auch an die Geschwister? Sie geraten unweigerlich
in die Rolle von Schattenkindern - ein Schicksal, das
oft schwer zu ertragen ist.

Fir uns sind die Auswirkungen auf die gesamte
Familie uniibersehbar und damit ein Grund, fiir alle
da zu sein, zu versuchen alle irgendwie aufzufangen.
Deswegen planen wir unsere Veranstaltungen
prinzipiell so, dass wir entweder die ganze Familie
einbeziehen oder spezielle Events fiir bestimmte
Familienmitglieder anbieten, sodass jeder in
irgendeiner Form profitieren kann.

Veranstaltungen 2018

Sie finden in diesem Tatigkeitsbericht alle
Veranstaltungen, die wir fir MPS-Familien
organisiert oder mitihnen besucht haben. Betrachten
Sie diese als kleine Haltestellen auf der Reise durch
das Jahr 2018, erfreuen Sie sich an den Bildern, lesen
Sie die kurzen Texte dazu. Sollten Sie mehr Bilder
sehen wollen, steigen Sie bitte kurz aus, besuchen
Sie zwischendurch auch gern unsere Webseite oder
unsere Facebook-Seite, wo wir etliche Fotoalben
hochgeladen haben.

Andere wichtige Projekte:

Von den Projekten, die keine Veranstaltungen, aber
ebenso wichtig sind, gibt es solche, die wir auch
regelmaBig durchfiihren und solche, die wir nur bei
Bedarf bzw. wenn es uns moglich ist, machen.

Darunter fallen zum Beispiel immer wieder die
Unterstlitzung von Forschungsprojekten, die regel-



maRige internationale Kooperation mit anderen
MPS-Gesellschaften in MPS Europe und MPS
International, die aktive Mitarbeit in der Allianz
fur seltene Erkrankungen (Pro Rare Austria) als
nationale Kooperation, die Tatigkeit im Beirat flir
seltene Erkrankungen und neu seit 2018 im Gremium
fiir Neugeborenenscreening.

Auch Awareness- bzw. Fundraisingprojekte kamen
nicht zu kurz.

Im April waren wir auch 2018 wieder beim Vienna
City Marathon als Premium Charity mit allem, was
dazugehort (Messestand aufder ViennaSportsworld,
Facebook Postings, Newsletterbeitrage, Webbanner)
vertreten und stellten im Rahmen der Integra Messe
in Wels aus. Ebenso waren wir beispielsweise beim
Infotag fir Selbsthilfegruppen in Wels und bei der
Kinderarztetagung in Linz vertreten, wo wir unsere
CHAMPS Kampagne erstmals vorstellen konnten.

Ein GroRprojekt war unsere neue Website, die wir
zum Tag der seltenen Erkankungen Ende Februar
online schalten konnten. Seither haben wir einige
Bereiche komplettiert und einen Shop hinzugefligt,
Uber den wir vor allem Gliickwunschkarten fir jeden
Anlass und Weihnachtsbilletts anbieten.
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b Menschen, die helfen wollen,
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- so zum Beispiel als Anlass-
Spende zum Geburtstag oder
flir ein sportliches Event.

Anlasslich des internationalen MPS-Tags am 15. Mai
posteten wir den ganzen Mai hindurch jeden Tag ein
Sujet mit einem anderen MPS-Kind, um Menschen
auf uns aufmerksam zu machen.

Gottfriéq Felgbacher

Anfang Juni durften
wir unseren ,neuen‘
VW-Bus (Bj. 2014) -=alY.
Ubernehmen, der &
natlrlich wieder als
MPS-Werbetrager
gestaltet wurde.

An der Kinderklinik im AKH Wien haben
wir die Koordination und Verwaltung von
Untersuchungspldanen bei Patienten mit lysosomalen
Speichererkrankungen unterstitzt, um einerseits die
Arztezuentlastenund andererseits das Management
fur die Jahresuntersuchungen unserer Patienten zu
erleichtern.

® of MPS - FarTEg

Der MPS-Falter, unsere Vereins-
zeitung, entstand  wie immer |
im Herbst, sodass er mit Ende |
November  verschickt werden
konnte. Es ist ein Werk von 120 = :
Seiten und enthalt nicht nur einen  “= e (@,
ausfuhrlichen Uberblick Giber das et
Jahr, sondern punktet auch mit mitreiBenden, sehr

personlichen Geschichten aus den MPS-Familien.

e

Wie gewohnlich kamen wir zum Jahresende
nicht zur Ruhe, wie es die ,stillste Zeit im Jahr*
vermuten lieRBe. Fiir uns ist diese Zeit aufgrund der
vielen Advent- und Weihnachtsmarkten eine der
intensivsten Uberhaupt. Wir nutzen diese Markte
sowohl um die Offentlichkeit zu erreichen und auf
MPS aufmerksam zu machen, als auch um moglichst
viel Selbstgemachtes zu verkaufen und damit Geld
fur Projekte zu organisieren. Dank fleiBiger Helfer
konnten wir unsere Leckerbissen und Bastelarbeiten
an verschiedenen Orten anbieten, so z.B. beim
Adventmarkt in St.Georgen, in Ebreichsdorf, in
Mondsee, im Klinikum Wels-Grieskirchen, in der
Pfarre Wels Pernau, in der HTL Wels und wahrend
der einen oder anderen Benefizveranstaltung.

Michaela Weigl und der gesamte Vorstand

Martin W

Vorstand MPS Austria



Teilnahmen an:

MPS-Weltkongress in San Diego
MPS-Konferenz Deutschland
Kongress fiir seltene
Erkrankungen
Kinderarztetagung Linz

Dialog der Seltenen
Erkrankungen

Infotag der SHGs im KH Wels
Fest engagiert in Linz
Marktplatz Lebensnetze Linz
Vienna City Marathon

Integra Wels

Diverse Benefizveranstaltungen
Eroffnung der Kinderrehaklinik
St. Veit

Sitzungen / Besprechungen

MPS-Europa Treffen

MPS International Network
Meeting
MPS-Vorstandsklausur und
Vorstandssitzungen
Vorstandssitzungen Pro Rare
Mitarbeit im Beirat fir SE am
Gesundheitsministerium zur
Umsetzung des NAPse

Beirat Neugeborenenscreening
Infoveranstaltungen zu Erbrecht
und Testamentgestaltung
Spendengiitesiegelforum
Treffen mit Arzten, Wissen-
schaftlern, Pharmafirmen,
Prominenten und Serviceclubs
Podiumsdiskussion
Pharmigdialog

Fokusgruppe ,Alltag mit SE*
Diskussionsveranstaltung
Politische Kindermedizin

Betreuung von MPS-Familien:

Telefonische Betreuung
Personliche Betreuung vor Ort
Internationale MPS-Hilfe
Bearbeitung und Abwicklung von
Unterstitzungsantragen
Recherchieren von
Unterstlitzungsmoglichkeiten
flir Betroffene in besonderen
Lebenslagen

Betreuung von MPS-

Familien wahrend
Krankenhausaufenthalten
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Tatigkeitsbericht 2018

(Kurzfassung)

Publikationen:

MPS-Falter 2018
Tatigkeitsbericht 2017
Neuauflage der MPS-Flyer
Aktualisierung und Neuauflage
der Homepage
= Einrichten des MPS-
Billettshops auf der Webseite
= Aktualisierung Pressemappe
= Konzeption und Versand
von Spendenmailings und
Dankbriefen
= Erstellen von Prasentationen
flir Messen und Vortrage
*  Erstellung einer Foto-DVD
= Begleitung von Projektarbeiten

Organisation / Durchfliihrung:

= Kinderprogramm zum Dialog
der Seltenen Erkrankungen
=  MPS-Mtter(Aus-)Zeit
= Organisation Laufteams und
Messestand VCM 2018
= Aktionen zum int. MPS-Tag
=  MPS-Therapiewoche
- Aufstellen des Teams
- Erstellung Therapieplan
- Planung Social Program
=  MPS-Weltkongress
- Mitarbeit im Advisory
Board Family Program
- Kinderbetreuung
- Chair
MPS-Vaterwochenende
MPS-Erwachsenentreffen
MPS-Projekt Mirno More
Weihnachtsaktionen

Offentlichkeitsarbeit / Medien:

* Dialogder Seltenen
Erkrankungen
= Aktionen zum int. MPS-Tag
= Ation Vergissmeinnicht.at
= Ausstellungen bei Messen,
Tagungen, Selbsthilfetagen
= VCM 2018 als Premium
Charity
Spendenmailings
Presseaussendungen
Verteilung von Infomaterial
diverse Zeitungsartikel

(e,

Gesellschaft fijr

o nps
uko st
oly
s snien ACCharidosen

nkungen

Verteilung

von MPS-Artikeln

Facebook Prasenz
Imagekampagne auf Facebook
Plakatkampagne

Vortrage an Schulen

CHAMPS Awarenesskampagne

Unterstitzte Projekte:

Unterstitzung der Diagnosestelle
am Institut fiir Med. Chemie
Wien

Koordination und Verwaltung
von Untersuchungsplanen bei
Patienten mit lysosomalen
Speicherkrankheiten an der
Kinderklinik des AKH Wien

Sonstiges:

Entwurf Kollektion an
Glickwunschbilletts und
Weihnachtsbilletts

Entwurf und Produktion von
MPS-Werbeartikeln

Produktion von Verkaufsartikeln
flir Weihnachtsmarkte
Ausschreibung, Bewerbung und
Verkauf von Weihnachtsbilletts
Stellen von diversen Subventions-
bzw. Spendenansuchen
Spenderbetreuung
Spendentibernahmen
Internationale Zusammenarbeit
(MPS Europa und MPS
International)

Technischer Support

IT-Support
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Die CHAMPS - Kampagne ist unser erstes Uberregionales
Projekt,das wir gemeinsam als D-A-CH (Deutschland, Osterreich
und Schweiz) gestartet haben. Unser Ziel ist es, damit auf die
unspezifischen Symptome, die bei MPS schon friih auftreten,
aufmerksam zu machen. Denn eine Kombination dieser
Symptome gibt oft einen sehr klaren Hinweis auf MPS - nur muss
man es eben wissen.

Die Materialien bestehen im Moment aus Rollups und Flyern.
Dazu gibt es auch fiir jedes Land eine Website, in unserem Fall:

------ cha-mps.at .

Erster Einsatz bei der Kinderarztetagung in Linz




Dialog der Seltenen Erkrankungen 2018

Menschen. Viele Menschen. War das nicht der Dialog der seltenen Erkrankungen?
Wenn es hier um ,Seltene” geht, wie kommt es, dass es doch in der gesamten
Ovalhalle so wuselt? Das ist ganz einfach: GEMEINSAM SIND WIR NICHT SO
SELTEN!

Genau das ist unser Motto. Genau das ist der Grund, warum beim Dialog der
seltenen Erkrankungen gar nicht so wenige Betroffene und ihre Familien
und Freunde zusammenkommen. Es ist ein grof3es Miteinander, von dem wir
alle profitieren. Es ist eine Gemeinschaft, die zeigt, dass es uns alle gibt. Eine
Gemeinschaft die gesehen werden soll - und darum ist es wichtig, dass wir jedes
Jahr mit so vielen MPS-Familien wie nur moglich dabei sind! Nur so kénnen wir
etwas erreichen, so kdnnen wir zeigen, dass uns unser Dachverband, die Allianz
fir seltene Erkrankungen, Pro Rare Austria, wichtig ist und ihr den Riicken
starken.

Auch in diesem Jahr wurde ich mit der schénen Aufgabe betraut, die
Kinderbetreuung zu organisieren. Wahrend Eltern und Interessierte dem toll-
organisierten Rahmenprogramm folgten, durften alle grof3en und kleinen Kinder
die Kinderbetreuung gneniel3en.

Eswurdegeschminkt,eswurdegespielt,eswurde gebautundgebastelt. Dochnicht
nur das. Es spriihte hier nur so vor Menschlichkeit. Fiir uns ist diese Zeit jedes Mal
wieder ein Geschenk. Wir dirfen nicht nur wieder Kind sein und spielen - sondern
wir dirfen auch sehr berihrende Momente erleben: Kinder, die ausgelassen
herumlaufen. Kinder, die sich tiber das Aussehen anderer Kinder wundern und
nicht einfach wegschauen, sondern ihnen die Hand geben und fragen, was da
eigentlich los ist. Kinder, die sehen, dass ein anderes Kind Unterstiitzung braucht
und keine Sekunde zégern zu helfen. Kinder, die gemeinsam etwas schaffen, was
sie alleine nicht schaffen wiirden.

Nach der offiziellen BegriiBung durch Rainer Riedl und einer Videobotschaft der
Gesundheitsministerin durfte ich gemeinsam mit sieben Kindern - MPS-Kinder
und gesunde Geschwisterkinder - und drei meiner besten Kinderbetreuer das
Rahmenprogramm eréffnen.

Unser MPS-Tanz entstand wahrend unserer jahrlichen Therapiewoche und wurde
von den Tanzern Uber die Monate noch gemeinsam weiterentwickelt. Es war
ein groBBes Miteinander, in dem jeder einzelne gehdrt wurde und einen Beitrag
geleistet hat. Die Gemeinschaft ist gerade in solchen Momenten so stark, dass sie
mich manchmal richtigumhaut. Uns ist es wichtig zu zeigen, dass eine Erkrankung
nicht automatisch bedeutet, dass jemand etwas nicht kann. ,Behindert ist man
nicht, behindert wird man.’

Wer mit einer Erkrankunglebt, weild genau, was ich damit sagen mochte. Leider ist
essehroftder Fall,dass beeintrachtigte Menschen von der Gesellschaft behindert
werden. Mit unseren Choreographien mochten wir zeigen, dass es nicht darauf
ankommt im richtigen Moment den richtigen und genau denselben Schritt wie
alle anderen zu machen. Es kommt darauf an dabei zu sein, mitzumachen, Spaf3 zu
haben. Es geht nicht darum, genauso schnell wie der Strom zu schwimmen. Es geht
darum, jemand zu sein, der den Strom auf seine Art und Weise ganz wunderbar
erganzt und den Schnell-Schwimmern auch einmal zu zeigen, worauf es im Leben
wirklich ankommt.

Zum gemeinsamen Abschluss lie3en alle Anwesenden ihre Luftballons unter dem
Motto: ,Show your rare, show your care!“ steigen. Gansehaut.
Anna Prahofer




Der Leuwaldhof schlieBt die riesige Versorgungslicke
fir Kinderbetten im Rehabereich fir Kinder mit Krebs,
angeborenen Stoffwechselerkrankungen und Erkrankungen des
Verdauungsapparates - seit Juni 2018 kénnen also auch Kinder mit
Mukopolysaccharidosen in dieser Klinik aufgenommen werden.
Eine deutliche Erleichterung, wenn man bedenkt, dass derartige
Reha-Aufenthalte bislang nur in Deutschland moglich waren.
Familien mussten daflir Reisen bis weit Gber 1000 km auf sich
nehmen.

Dank Prof. Wolfgang Sperl, der das Konzept fiir die Klinik
federfihrend erstellt und Uber Jahre hinweg unermudlich dafiir
gekampft hat, gibt es nun auch in Osterreich einen Ort fiir Familien,
an dem sie neue Kraft tanken koénnen. Das multidisziplinare
Team in St. Veit wird daflir sorgen, dass sie durch umfangreiche
therapeutische MaRhahmen auf (iber 650 m? Therapiefliche ,stark
wie Léwen" werden.

Fur Physiotherapie, Ergotherapie, Massagen, Logopadie, Diatologie
und psychologische Betreuung stehen Einzeltherapieraume,
Turnsaal, = Gymnastiksaal, Kletterwand,  Therapie- und
Kleinkinderbecken und Gerate zum Kraft- und Ausdauertraining
und zur Gangschulung bereit.

Das gesamte Gebdude wurde barrierefrei errichtet, die
besonderen Bedtirfnisse - auch die der MPS-Patienten - wurden
dankenswerterweise schon in der Bauplanung bericksichtigt,
indem man Zimmer teilweise mit richtigen Pflegebetten und sogar
mit hohenverstellbaren Waschbecken und Toiletten ausgestattet
hat.

Die MPS-Gesellschaft hat schon 2018 Therapeutinnen aus der
Klinik zur Therapiewoche eingeladen, um ihnen Gelgenheit zu
geben, unsere Patienten kennen zu lernen. Anfang 2019 wird es
direkt in der Klinik eine zweitagige Weiterbildung mit Christine
Wourlitzer geben - spatestens dann sind die Physiotherapeutinnen
dort bestens auf das Krankheitsbild der Mukopolysaccharidosen
und Mukolipidosen vorbereitet.

Lo B
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Mﬁtter (AUS') ZEit 6.- 8. April 2018 in Aigen Schlagl

Da haben unsere MPS-Mitter gestaunt, als ihnen im
Frihjahr 2018 eine Einladung ins Haus flatterte:
JAnldsslich unseres ,rundrunden“ Geburtstages - MPS
Austria ist heuer 33 Jahre alt - haben wir uns zwei ganz neue
Veranstaltungen einfallen lassen und werden diese 2018
erstmals fiir unsere Mitglieder anbieten. Eine davon ist das
MPS-Miitterwochenende, das allen Mamas eine kleine, aber
feine Auszeit aus ihrem so anstrengenden Pflegealltag in
netter Gemeinschaft erméglichen soll. Ruhe, Entspannung,
Wellness, Bewegung, gute Gesprdche und hervorragendes
Essen stehen auf dem Programm.”

...und so wurde die Mutter (Aus-)Zeit geboren!

Eine Zeit, die jede Mama einmal braucht, ganz besonders
aber unsere MPS-Mamas, die um so viel mehr gefordert
werden als uns im Normalfall ertraglich erscheinen wiirde.

Gleichzwolf Mtter folgtenunserer Einladungund genossen
ein wunderbares Wochenende, von dem sie gestarkt in
ihren Alltag zurtickkehrten.

,Unser Alltag wird und wurde von MPS bestimmt, doch an
diesem wohltuenden Wochenende haben wir auch sehr viel
gelacht. Es tat gut, in dieser sehr ehrlichen und unterstiitzenden
Runde zu sein, unter all den Gleichgesinnten.”

12|



Awareness - Vienna City Marathon 2018
20.-22.April 2018

Ly

AL D
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Charity beim VCM zu sein hat was! Es ist schén und es ist
eine Chance die wir gerne nutzen, um gesehen zu werden:
Wir haben die Moglichkeit uns zu prasentieren (Facebook
Post, VCM Newsletter, Webbanner, Messestand auf der
Vienna Sportsworld); wir kbnnen aber auch Laufer fur die
Idee begeistern fur MPS-Kinder an den Start zu gehen.
Wer fur MPS lauft, kann eine eigene Spendenseite kreieren
und so wiederum Menschen motivieren, ihn flirs Laufen zu
sponsern. 2018 hatten wir sechs Spendenseiten mit einem
Gesamtergebnis von 3970 Euro!

Leicht war es allerdings nicht, der GroRteil der Laufer

kam aus unseren eigenen Reihen. Unser Ziel ist es, auch
,Fremde” flir uns zu gewinnen.

Eine ganz besondere Freude war es fiir uns, dass ,Erdinger

Weissbier” uns den gesamten Erlés von ihrem Messestand
gespendet hat.

13|



Vergissmeinnicht.at
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~<Vergissmeinnicht.at

Partnerin der initiative flr das gute Testament

Das gute Testament - es gibt ein Leben
nach dem Leben

Seit 2014 sind wir als MPS Austria Teil
der Initiative Vergissmeinnicht.at.

Diese Initiative klart Giber die
Moglichkeit auf, ein Testament oder
Vermachtnis zugunsten von Vereinen zu
machen.

Auch wir wiirden uns freuen, sollte
sich jemand dazu entschlieBen wollen,
unsere Arbeit selbst liber das eigene
Leben hinaus, unterstiitzen zu wollen.
Ein schoner Weg, um Bleibendes zu
schaffen und langfristig und nachhaltig
in die Zukunft von MPS-Kindern zu
investieren!

PS. Wussten Sie schon, dass es
moglich ist neben der eigenen Familie
gemeinnutzige Organisationen wie die
MPS-Gesellschaft mit einem Legat zu
bedenken?

Mehr Information finden Sie auf unserer
Homepage unter www.mps-austria.at.
oder unter www.vergissmeinnicht.at.

Unsere neue Homepage ist
seit 28. Februar 2018 - Tag der Seltenen
Erkrankungen - online!

Hier finden Sie alles, was Sie interessieren konnte...

Was ist MPS? Welche Formen von MPS gibt es? Wie wird
MPS vererbt? Ist MPS therapierbar und wie? Wie hdufig ist ' =
MPS? Was macht die MPS-Gesellschaft? Wer bzw. wo sind e e e

die wichtigsten Kontakte? Welche Publikationen gibt es? www.mps-austria.at

Wie kann ich Mitglied werden? Welche Veranstaltungen

gibt es? < ¥ M
g Aktuelies

Fotos, Videos, MPS-Veranstaltungen, Geschichten von spenden haft Pate werder veranstaltungen
MPS-Familien, Spendenseiten... alles da! ) - f
Helfen leicht gemacht durch online einkaufen und online

Spendent e ey



Unsere Awareness-Aktion lief den ganzen Mai tiber auf Facebook, wo jeden Tag ein anderes Sujet
gepostet wurde - jeweils eines unserer Kinder mit einer passenden Botschaft.

Zusatzlich dazu wurde eine Karte per Email an alle unsere Kontakte verschickt, auf der wir uns
bedankten und den Sinn des MPS-Tages kurz erklarten.




Therapiewoche 2018

Viele Gruppenangebote, Workhops

-_—
L - 3 14 Therapeuten, fiinf Arzte, sechs Workshopleiter
- A 9 - und alle waren groRartig: professionell, engagiert,
' el T . motiviert und empathisch!
L g i_‘,. = Sie haben sich diese Woche viel Zeit fir uns
- i j genommen und unsere grofRe MPS-Familie mit sage

g i *1 - und schreibe 562 Therapieeinheiten versorgt!
!“ i‘ g | P Trommeln (Conny Kirsch)

Kreativworshep Entspannung (Conny Kirsch)

- Boogie Woogie (Petra und Klaus Wirsing)

Physiotherapie (Christine Wurlitzer)
Genetik (Susanne Kircher, Ulrike Ihm)
Medizinsprechstunde (S.Kircher, U. Ihm)
Teelichter / Handcreme (Manar Mourad)
Erndhrungsberatung (Konrad Friese)
Smovey + Nordic Walking (Saskia Etienne)
Rickenschule + Wassergymnastik (Ada Lange)
Progressive Muskelentspannung (Ada Lange)
Maltherapie (Natascha Stattmann)

Mountain Bike (Martin Weigl)

Erste Hilfe und Simulationstraining
(Florian Lagler und Christina Lampe)
) Ein groRes DANKESCHON an alle fiir ihr Angebot!
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...in den Wolf Hotels Hinterglemm 6 .- 13. Juli




Wir bedanken uns bei den vielen
wunderbaren Menschen, die unsere
Therapiewoche maoglich gemacht
haben mit ein paar Impressionen.

DANKESCHON an unsere

Anna Prahofer

Paul Prahofer
Denise Adelsberger
Amal Asueva

Iman Asueva

Elita Borsaeva

Iman Borsaeva
Michael Messenb6ck
Luca Velich

Tamina Vender
Beatrice Wild

und Helfer:

Melanie Bernroitner
Franziska Ettl

Isabel Gsenger
Kerstin Hofer
Christine Wurlitzer
Herbert Battisti

Patricia Mauernbock =—=*.=¢

Konrad Friese

Michael Hasenknopf =

Steffi Hutterer

Ulli Kaser

Richard Kiihnhauser
Ada Lange

Harald Meindl %38

Christiana Radler
Hermine Reitbock
Natascha Stattmann
Tina Zimmerberger

Ulrike Ihm
Susanne Kircher
Florian Lagler
Christina Lampe
Fredi Wiesbauer

Saskia Etienne |

Conny Kirsch
Manar Mourad §
Martin Weigl B

Petra und Klaus Wirsing

Christine Hauseder
Anna Prahofer
Michaela Weigl

und ganz besonders an alle
und




IMPRESSIONEN THERAPIEWOCHE 2018




Therapieplan 2018

Mittwoch, 11.7.

Physio Gt Nordic
AY!aI Massage | Massage | Massage Cranio Cranio Rolfing Erndhrg Malen Kircher/lhm Walking / Zeit
Harald Hermi Steffi ulli Christiana Herbert Konrad Natascha WS Erste 9
+Gruppen Hilfe Smovey
ChB MP AB + EF + ChhB HH GZ MW BP KB Familie W SP MV
FN Malen E
SW [BG+ME st EA v CK FK MF 0815000 BV
SA Familie Mo CHB
JVv KB FW CB MM MP AA FH
§ T-1 Kinder
CG, RG, BC, Malen E Familie Ro 09:00-10:00
BV, BV, AS WK BG SP 09:15-10:00 BY SW A

MV

CK+MF

LM

ME

Familie Pr

LL FK Wasser- BV Pz CA 7z CG MP .
) Familie So
gymnastik Malen
N1 AY 10:30-11:30 TV AG DA UH SW MV 10:30-12:00
FN, EF, AZ

ChR

AZ+MP

FH

LM

FK

LV, PB, MG,
GN

Familie H

KG

BY GR

AS

BW

SA

Familie Ga

AB, EF, FN
45’bzw 30"

Entspanng
11:30-12:30

PR

MB

Therapieende 12:30 Uhr

AA

Mittagssnack ab 12:15 Uhr

Therapieende 13:00 Uhr

Fotoshoots
Johannes

LL =
S

2

o

AB 35
£

wv

o

BV+BAV| 2
L

S

2

und Erste Hilfe
14:00 - 18:00

Harfenabend mit Conny

MPS-GRUPPEN-THERAPIEPLAN 2018

Kol

nzertabend mit Zeitlos

Packerl- und Spieleabend/

freier Abend

Harfe und Bar

S g, 7.7. Sonntag, 8.7. Montag, 9.7. | Dienstag, 10.7. Mittwoch, 11.7. Donr 12.7.
It. persénlichem Plan _|zeit jen It. Plan zeit | Einzeltherapien It. Plan Zeit_|Ei ien It. Plan zeit_|Einzeltherapien it. Plan zeit_|Einzeltherapien it. Plan
08:00 [ Wasse 08:00 08:00
08:15 08:15 Malen E 08:15 Malen 08:15 WS Creme
08:00-08:45 Malen E
Riicken- 08:30 08:30 [ 08:30 08:30 08:0009:00
schule 08:45 Malen E 5 o 08:15-09:00 Malen
- = 08:30-09:15 i - OFFEN
08:30-9:15 Mountain-Sike [FE) Y B 09:00 1 109:00 08:30-10:00
lalen 5 ) :30-10:
Christoph B, 08:00-09:45 09:15 Beyza, Clara :1! Malen E T-1 Kinder T-1Kinder Maria,
090011145 |0g:30 alen = | 09:0010:00 09:00-10:00 | _ Michaela,
Malen E | Boogie- Martin W, 09:15-10:00 Terez, Csaba
:30.10: . . Chrisiop B, [09:45
Smovey | Malen E 09:30-10:15 | Woogie Smovey Boogie- Mere G, [150
09:45-10:30 | 09:45-10:30 09:30-10:30 09:45-10:30 q Andreas G, -
10:15 (:AFaFI:;l eose Screolub G, [10:15 150'20";’:}/5
. :45-10: SefanL, [0 Lod Stefan L, Wi
V. BtV 1030 10:00-11:45 wistont, girgt [1030 & B, dolan
10:45 Gamze, w Malen | S dians. [10:45 Malen 10:45 S Andre
Mountain-Bike | 11, m Dalila, B 130.12-00 |"9r S:Tamas [Tl OFFEN S Tamas v, Balint
11:00 | Riicken- 3 10:30-12:00 11:00
Wasser- Smovey pell s Mariam, gymnastik [t BREtiad e 10:30-12:00 v
gymnastik 11001145 T schule Merle 10:45-11:45 : Faruk, Elias, pag
11:00-12:00 RVEL ws Ancreas G, |L1:30 [ 11001145 11:30 Andy Malen
11:00-12:45 e Malen | ScreolubG, |11:45 11:45 panng 11:00-12:30
| =g 11:0043:00 | Selent  15:60 Therapieende 12:00 Uhr Therapieende 12:00 Uhr 12:00 0-12:30
11:15-12:45 Wasser- lston LEIoN
- A"s.:g-;‘ s [12:15 Lunchpaket Mittagssnack ab 11:45 Uhr 12:15 :15 | WS Creme
CHMmERE] fridetbeiad 1) 12:30 Therapieende 12:30 Uhr 12:30] 12:00-13.00
12:00-13:00 Y | 12:45 i kab 12:15 Uh 12:45
? i : : ittagssnack a v :
13:00 Therapieende 13:00 Uhr 13:00 Therapieende 13:00 Uhr 13:00 13:00 13:00 Therapieende 13:00 Unr
Mittagssnack ab 12:45 Uhr Mittagssnack ab 12:45 Uhr Mittagssnack ab 12:45 Uhr
Ausflu: c
Ws B Ausflug 9 S @
oogie- Reiterkogel / Zwélferkogel / ] £
q 5 Talschluss 8 5 =
Genetik | Woogie Hinterglemm Wildenkarkogel F 2 <
14:30-16:00 | 14:30-16:00 & (=Schénleitenbahn) E 2 o P
ws1 3 ) £
3 ]
e
ws2 Malen Physio-TH i § s
Physio-TH |  fiir KB 16:00-18:00 S g
16:30-18:30 | 16:30-18:30 k 2 18:00-18:30
Abendessen Abendessen Abendessen Abendessen Abendessen

Bunter Abend

Samstag
it [semnarraum/Viese |
w6

Casino Bar

Casino Bar

ke

Hallenbad RuSchule [Seminarraum/Wiese
Malen Casino Bar WG Hallenbad Malen Casino Bar
Ernahrung _[Seminarraum Malen Casino Bar
M-Bike. [ Treffpunkt Schikeller BooWoo |Skybar/ Seminarraum BooWoo |Skybar/ Seminarraum
[ws physio |Gymnastiksaal M-Bike [Treffpunkt Schikeller
WS Genetik _[Seminarraum [ws physio  [Gymnastiksaal
BooWoo |Gymnastiksaal

Treffpunkt Schikeller

[seminarraum

Smovey |Seminarraum/Wiese

Entspanng

Seminarraum

creme. Seminarraur
Entspanng  Seminarraum Malen casino Bar
Behandlungsraum M-Bike [Treffpunkt Schikeller
|Workshop [seminarraum Boowoo
Osteo/Ro [Behandlungsraume
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THERAPIE EET EET - EET EET EET
Studien:
Seit 2003 Seit 2007
AKTUELL in Europa in Europa intra-cerebro- Seit 2006
zugelassen; zugelassen; Ventég(_::'lére Seit 2014 in Europa
in Europa zugelassen .
Studien: Studien: intra-vendse zugelassen; ) is:guzr?)gl)g
intrathekale intrathekale EET . Studien: Qen— zugelassen
EET EET Gentherapie Studie zum therapie
. . intra-cerebrale natiirlichen Substratreduk-
Genthera?l‘e Genthera[.)l.e Gontherapie Verlauf tionstherapie
Genome Editing | Genome Editing
PATIENTEN 2 1 0 8 3 0
MEDIKAMENT Aldurazyme Elaprase - Vimizim Naglazyme Mepsevii
FIRMA Senzyme Shire BioMarin BioMarin
Sangamo Sangamo Lysogene BioMarin Abeona Inven- Ultragenyx
Regeix Bio RegenX Bio UniQure tiva

Dariber hinaus wurde 2018 auch eine EET zur Behandlung von Alpha-Mannosidose zugelassen: Zwei Patienten erhalten

diese Therapie bereits.




MPS-Weltkongress 2018 / USA - San Diego

1.-4. August 2018

i FROM ARDUNH

Sl pustria | Belgiim g,




MPS2018 - in San Diego.

Wir waren nur eine kleine 6sterreichische ,Familien“-Delegation, dafiir aber schwer im Einsatz: Michaela und Anna schon vor
dem Kongress in den Meetings von MPS Europe und MPS International, dann gemeinsam mit Martin und Maria in gefiihlt
allen Vortragen, die in parallelen Sitzungen liefen, Johannes am Fotografieren fiir MPS Europe, Maria als 6sterreichische
Vertretung beim MPS Adults Meeting, Michaela als Vorsitzende in einer der Sitzungen im Familienprogramm, Paul und
Michael als Volunteers in der Kinderbetreuung - und natiirlich alle bei den Veranstaltungen abseits der Konferenz.

Ruckblickend war es eine schéne Veranstaltung mit einer Vielzahl aninteressanten Vortragen. Doch bleibt auchim Nachhinein
der Beigeschmack von ,etwas zu viel Amerika“, was sich schon in der Vorbereitungsphase bemerkbar gemacht hatte.
Der Informationsfluss war schwerfalliger, langsamer, und mehr als einmal machten wir uns Sorgen, dass es kein ,echter”
Weltkongress werden wiirde, sondern eher eine grof3e amerikanische Konferenz mit internationaler Beteiligung. Wir flihlten
uns gezwungen uns als MPS Europe ,auf die Beine zu stellen®, um wie gewohnt unseren Beitrag leisten zu kénnen. Dr. Jama
Nateqi aus Osterreich konnte ich - obwohl ich Teil des Programmkomitees war - nur durch entschiedene Hartnickigkeit ins
Programm reklamieren, welches in Gberwaltigender Weise von amerikanischen Sprechern dominiert wurde. Letztendlich
war er einer von wenigen Europaern, die es ins Programm geschafft haben und hat mit seinem Vortrag
Uber Symptoma erwartungsgemalfl alle sehr beeindruckt.

Der Life of MPS Award ging dieses Mal an Flavio Bertoglio aus Italien. Den Life for MPS Science Award
durfte Mark E. Haskins in Empfang nehmen - ohne seine Arbeit (Entdeckung, Charakterisierung und
Therapie groBer Tiermodelle von genetischen Erkrankungen) wiére vieles was es heute gibt, nicht
einmal denkbar.

Es bleibt die Vorfreude auf die beiden nachsten Weltkongresse, die bereits in Planung sind: MPS2020
in Barcelona (Spanien) und MPS2022 in Luzern (Schweiz). Aufgrund der radumlichen Ndhe werden wir
dort wohl mit einer gréBeren 6sterreichischen Delegation aufwarten kénnen.

MPS International




Mirno More 2018 @

mirno more

15.- 22. September 2018 / Kroatien friedensfiotte

' Die Flottenwoche ist ganz einfach etwas unbeschreiblich Schénes. Es gibt
\ II \ [1 | so viele wunderbare Begegnungen, Gansehaut-Momente und viele Stunden
[ der Gemeinschaft und des Zusammenhaltes.

Ziel der Friedensflotte Mirno More ist es Kindern und Jugendlichen, die es
im Alltag nicht leicht haben, eine kleine Auszeit zu gonnen. Gemeinsam mit

acht Teilnehmern aus unserer MPS-Fa-
milie nahmen wir bereits zum 3. Mal an
diesem grof3artigen Sozialprojekt teil.

Wir konnten unseren Teilnehmern eine
Woche ermoglichen, in der ihnen die vol-
le Aufmerksamkeit geschenkt wird, in
der sie lernen zusammenzuhalten, Tole-
ranz zu Gben und sich so zu akzeptieren,
wie sie sind. Das Leben an Bord ist nicht
nur aufregend und spannend - es bie-
tet auch so manche Herausforderung.
Ob es die Treppe ist, die in den Schiffs-
bauch fliihrt oder der Gang Uber die Pas-
sarella - kleine Hirden lauern Gberall.
Fir MPS-Patienten sind jedoch auch
schon kleine alltagliche Dinge, wie sich
selbststandig anzuziehen eine Heraus-
forderung. Doch gemeinsam werden sie
Uberwunden. Es gilt Ordnung zu halten,
Aufgaben zu verteilen und selbststan-
dig zu sein. In kirzester Zeit war meine
Crew ein eingespieltes Team. Einkaufe,
Millentsorgung, Abwasch - alles wurde
(fast immer) ohne Murren und sehr oft
aus Eigeninitiative erledigt. Hut ab!

»,Am Ende kann ich sagen, diese Woche
werde ich nie vergessen. Nicht nur, weil
ich auch ein paar Sachen mit nach Hause
nehmen konnte wie meinen brandneuen
Junior Skipper Pass, welchen ich ab jetzt
immer in meiner Brieftasche haben wer-
de. Ich lernte auch viel Niitzliches wie
den Kreuzknoten und den ,See-Schlan-

“wu

gen-Baumknoten®,
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Vate r'AktiV'WOChenende 28.-30.9.2018 / Hinterstoder

Gleichermal3en, sozusagen aus dem gleichen Anlass,
dem rundrunden Geburtstag unserer MPS-Gesellschaft,
wurde eine zweite neue Veranstaltung ins Leben gerufen.
SchlieBlich sollten auch die Vater nicht zu kurz kommen.

...und so wurde das Véter (Aktiv-) Wochenende geboren!

Genau wie unsere Miutter, haben sich auch die Vater
Uber diese Uberraschende Gelegenheit gefreut, eimal
fernab von der Familie ein bisschen Zeit miteinander
verbringen zu kénnen. Manner mogen es lieber aktiv, so
war es schnell klar, dass dieses Wochenende kurzerhand
zu einem Mountainbike-Event gemacht wurde. Sportliche
Ertlchtigung, SpaB3, gute Gespriche und vor allem
Freundschaft wurden gepflegt - und so wie es aussieht,
wird die Teilnehmerzahl im nachsten Jahr deutlich steigen
- allerdings schon unter dem neuen Namen ,Manner - Aktiv
- Wochenende®, was impliziert, dass wir in Zukunft nicht nur
Vater, sondern auch betroffene Ehemanner oder Brider
einladen wollen.

,Meine Erwartungen wurden alle (ibertroffen - nicht nur
von der Schénheit der Oberdsterreichischen Berge oder
der physischen Beanspruchung eines untrainierten Vaters
mittleren Alters, sondern vor allem von der guten Zeit, die ich
mit gleichgesinnten Vdtern (und ich denke ich kann sie genauso
gut Freunde nennen) verbracht habe.”
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1. Europaisches MPS Erwachsenentreffen

4.- 5. Oktober 2018 / Gelsenkirchen (Deutschland)

1 .l_.l_l'g' T i

Das erste europidische MPS-Erwachsenentreffen
ist ein Projekt, das wir als MPS Europe ins Leben
gerufen haben. Es fand im Vorfeld zur deutschen
MPS-Konferenz statt und zdhlte 20 Teilnehmer, die
zwischen 17 und 53 Jahre alt waren und aus acht
verschiedenen Landern angereist waren.

Thema des Treffens war ,Stand on your Own",

Passend dazu boten wir verschiedene Workshops an,
die zum Ziel hatten, die Patienten zu ermutigen, ihre
Bedlirfnisse zu duBBern und zu diskutieren. ,Leben mit
MPS: Was bedeutet es flir mich, mit einer chronischen
Erkrankung zu leben?“

Fir den Workshop ,Urlaub mit oder trotz MPS“
hatte Maria Prihofer aus Osterreich einen Vortrag
vorbereitetunddie Herausforderungenbeim Reisen mit
Behinderung thematisiert. Probleme, Sorgen, Angste,
Planung der grenziberschreitenden medizinischen
Versorgug und vieles mehr kam zur Sprache.

Der Workshop ,Leben in Europa: Bediirfnisse
und Erwartungen zusammenbringen“ stellte
die Unterschiede beim Zugang zu medizinischer
Versorgung, Bildung, Arbeit und psychologischer wie
auch sozialer Unterstlitung zwischen européischen
Landern dar.

Wir haben dazu detailliert im MPS-Falter berichtet.

Das europaéische Erwachsenentreffen wird auch 2019
wieder angeboten werden - anhand der Ergebnisse der
Diskussionen in den diversen Workshops werden wir
ein gezieltes Angebot flir erwachsene Patienten weiter
entwickeln.
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6. MPS-Erwachsenentreffen

Wichtigstes Ziel unserer MPS-Erwachsenentreffen ist es, unsere
erwachsenen MPS Patienten fiir ein Wochenende aus ihrem
Alltag herauszuholen und ihnen eine Plattform zu bieten, um sich
in gemutlicher Atmosphare zusammen zu finden. Die Gesprache
flieBen dann von selbst - Erfahrungen und Ratschlage werden
ausgetauscht, der gemeinsame Spal3 ist vorprogrammiert.
Wellness flir Kérper und Seele gepaart mit wunderschénen
Ausfligen und etwas Therapie helfen, die Akkus aufzutanken und
mit neuer Kraft in den Alltag zurliickzukehren.

Besonders fein war dieses Mal, dass auch unsere Cranio Sacral
Therapeutin Ulli Kaser mit von der Partie war und alle Patienten
eine wohltuende Behandlung von ihr erhalten haben.

/

Wie immer eine
super angenehme
Zeit mit euch allen,
in der leider die
Zeit viel zu schnell
verfliegt. Die Freude
aufs nichste Treffen

\_ bleibt! )

25.-28.10.2018 / Grundlsee

~

E=Erfahrungsaustausch

R=Reden

W=Wellness

A=Auftanken

C=Chillen

H=Heiterkeit

S=Seentour

E=Erlebnis

N=Nachte (sind kurz)

E=Energie

N=Nett

TREFFEN = Begegnungen,
Zusammensein
mit besonderen

Menschen.
Es war ein wunderschénes Wochenende.

. J

4 )

Es war wieder einmal ein tolles und
unvergessliches Wochenende! Das
Sprichwort: ,Wenn Engel reisen, wird sich
das Wetter weisen” hat sich am Freitag
trotz der vielen blauen Jacken nicht

abschrecken lassen.
Ich freue mich auf viele weitere Treffen mit euch
allen!

J

Unvergessliches tolles, )
schones Herbstwochenende
am Grundlsee mit lieben

Familien! Herzlichen Dank an
unsere MPS Mama Michaela! J

Wir hatten super 4 Tolles )
Tage zusammen, aber Wochenende,
wie immer ist die Zeit Traumwetter,

verflogen.

erstklassiges Hotel,
super Stimmung!
Bin einfach immer

\vweder gerne dabe|)




Billetts und mehr...
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Baren (11,5

Geschenkset (1 Bogen Sticker + 2 Billetts mit
Pragung in Silber und Rot in 14,5 x 10 + Kuverts in Silber und Rot
+1Geschenkschachter! in 13 x 1 + Banderole)

X 17 - Goldpragung) Christbaum(11,5 x 17 - Goldpragung)

Krippe (17 x 11,5 - Goldpragung)

Adventkerzen (17x11,5)

L p; E@fﬁs 3
f-a .'.’. fF

Adventkalender mit Goldpragung

Hund und Katze im Schnee (17 x 11,5)

Gesellschaft fiir MukoPolySaccharidosen, Tel. + Fax 07249-47795, Emai

Geburtstag (17 x 11,5 - Silberpragung)

Weihnachtsmaus (17 x 11,5)

Klappkarte (17 x 115)

office@mps-austria.at, Home: www.mps-austria.at

hnachtsakt
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Zutate

Zubereitung:

Die Osterlamm-Backform mit Butter ausschmie-
ren, mit Mehl ausstauben und auf ein Backblech
stellen.

Mehl sieben und mit Mandeln vermischen.

Die Eier trennen. Butter, Staubzucker, Vanille-
2ucker, Salz und Zitronenschale gut schaumig.
schlagen und die Eidotter einrhren. Eiklar zu
Schnee schlagen, unter die Buttermasse heben.
Die Mehlmischung behutsam unterheben.
Den Teig in die Form fiillen und bei 160 °C

ca. 40 Minuten backen.

Fiinf Minuten auskihlen lassen, aus der Form
stiirzen und leicht mit Staubzucker bestreuen.

aber dennoch alls d

Gsterlamm

- einfach Genuss pur

Zutaten:

Weizenmehl Zubereitung:

17/, Pck. Backpulver Den Topfen, 90 ml Buttermilch, das 01, den

1Pck. Vanillezucker Zucker, den Vanillezucker und eine Prise Salz

100 g Zucker verrithren. Das Mehl mit dem Backpulver vermi-
ertopfen schen und portionsweise unterkneten.

100 m! Buttermilch Aus dem Teig einen Zopf formen und auf ein mit

45ml Ol Backpapier ausgelegtes Blech setzen.

el Bei 190°C (Ober/Unterhitze) 15 Minuten backen.
igelb

IR 2 iz In der Zwischenzeit das Eigelb, eine Prise Salz

und 10 ml Buttermilch verriihren.
Nach 15 Minuten Backzeit das Brot damit be-
streichen und mit dem Hagelzucker bestreuen.
Weitere 10 Minuten bei 165°C backen.

Dieser Klassiker ist ein ideales Mitbringsel und Highlight jeder Osterjause:

Osterbrot

Zutaten:

10 er Zubereitung:

1Becher Sauerrahm Im ersten Schritt werden die Eier hart gekocht.
) Kurz mit kaltem Wasser abschrecken und sché-
len. Nun die Eier halbieren, das Eigelb auslosen
und zerdriicken. Die EiweiBhalften inzwischen
beiseitelegen.
.|| Die Zwiebel schalen und fein hacken. Den Schin-
ken und die Gurken leinwirfelig schneiden
Frischkiise mit Sauerrahm und Senf verriihren,
mit den restlichen Zutaten vermischen. Wenn
die Masse schén cremig st, in die EiweiRhalften
fillen.
Mit Kleinen Schinkenstreifen und Petersilie
dekorieren

Zu den gefilllten Ostereiern passt frisches Brot und eine saftige Schinkenplatte.

Gefullte Ostereier
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Weihnachtsaktionen

Vorbereitungen, Leckereien, Bastelarbeiten

MAMMNER
WELLRE i




...unsere Advent- und Weihnachtsmarkte

-

Ebreichsdorf




Publikationen / Auszug Pressespiegel 2018

Einmal im Jahr erscheint unsere Vereinszeitung, der MPS-Falter:
eine bunte Mischung aus sachlichen, wissenschaftlichen und
by M PS —_— FA LTER personlichen Berichten - zur Information, Kommunikation und
qe zum Erfahrungsaustausch flr Betroffene, sowohl die Patienten
selbst, als auch deren Bezugspersonen wie Eltern, Lehrer,
Pflegepersonen, Therapeuten und Arzte.

Zu unserem Empfangerkreis gehéren neben unseren
Mitgliedern auch 6ffentliche Stellen des Gesundheitsbereiches
wie Krankenkassen, Bundessozialdmter, Landesregierungen,
Arzte, Krankenhauser, aber auch Firmen und Spender, die uns
unterstitzen.

2018 erschien der MPS-Falter in einer Auflage von 3500 Sttlick in
einer Starke von 120 Seiten.

Finanzieren konnten wir ihn mit Hilfe von Inseraten und der
grof3ziigigen Unterstitzung der Druckerei Jentzsch.

Wahrend des Jahres produzieren wir regelmaBig
Informationsflyer zu bestimmten Themen bzw. Projekten. Sie
werden vor allem fiir Spendenmailings, aber auch fiir den MPS-
Tag und bei Benefizveranstaltungen verwendet.

WWW.MPS-AUSTRIA.AT @

Wir verwenden fiir unsere Produktionen keine Agentur, die Entwiirfe

fﬁﬂ'ﬁgﬁgi Saccharidosen ‘ @' b | stammen ausschlief3lich von unserer Vorsitzenden, Michaela Weigl.
und dhnliche Erkrankungen , "‘ff;‘;;::;
f:i__,.’.-_""‘.',.- ey

Aasigaie J1ie S 20w

&

sk puUET
DER START IN .
£ CE«,, .
1

UNBESCHWERTES thopatruc‘:ha”d&

Mucopolysaccharidos storage diseases

IEW‘DCHE Ingend notwendige Hilfsmittel

¥r win besseres und ertrigiicheres Leben, 8 |

(_ TMEHRALsNURHaFFN

= . /

S pStinde
= o

Sich gy, ;
S Chys: . |
g’sm,ﬂd .“



1 s LAND B LEUTE """""""'H

..Die Kinder sollen die Sorgen des
Alltags iiber Bord werfen konnen*
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Awareness bei Veranstaltungen

Fokusgruppe der Firma Shire zum Thema ,Der Alltag mit seltenen Erkrankungen - was brauchen Familien?* -
19. Juni 2018

Leidet ein Kind an einer seltenen chronischen Krankheit, betrifft dies oft auch die ganze Familie. Von der
Diagnose, liber die regelmafige medizinische Betreuung bis hin zum alltaglichen Leben steht die Familie

vor unterschiedlichsten Herausforderungen. 2017 erschien eine Studie des Rare Barometers, die sich

mit dem Alltag mit seltenen Erkrankungen beschéftigte. Dabei gaben 52 Prozent der Patienten und ihrer
Familien an, dass die Krankheit einen starken Einfluss auf ihr tagliches Leben hat. Der zeitliche Aufwand,

um alle Untersuchungen und Therapien in den Alltag zu integrieren sei schwer zu managen und mache eine
ausgeglichene Work-Life-Balance fast unmoglich. Auch das soziale Miteinander im persénlichen Umfeld, aber
auch innerhalb der Familie, sei durch die seltene Krankheit beeinflusst.

Es stellte sich also die Frage, ob es Moglichkeiten gibt, Familien in ihrem Alltag zu unterstitzen. Wie das
moglich sein kdnnte, sollte die Fokusgruppe erarbeiten.

Jour Fixe der Politischen Kindermedizin zum Thema ,, Hochpreisige Medikamenten® - 19. Juni 2018

Die Politische Kindermedizin veranstaltet gelegentlich einen Jour fixe. Im Juni stand das Thema
hochpreisige Medikamente auf dem Programm. Michaela Weigl wurde eingeladen, in einem Kurzreferat
die absolut vitale Abhangigkeit von den Medikamenten fiir viele Patienten mit lysosomalen Erkrankungen
darzustellen und diesen Standpunkt in der Diskussion zu verteidigen.

Ein Artikel, den sie dazu verfasst hat, wurde veroffentlicht.

Podiumsdiskussion der Pharmig Academy - ein Dialog zum Thema ,Kostenexplosion Rare Diseases oder rare
Kosten mit hohem Wert?“ - 5. November 2018

Es hat sich bei der Diskussion klar gezeigt, dass die Preisentwicklung parallel zur Beitragskostensteigerung
liegt und die einseitig diskutierte Kostenexplosion fiir die Orphan Drugs so gar nicht stimmt. Wir sollten eher
von einer Leistungsexplosion als von einer Kostenexplosion sprechen.

Weniger als 5 % der SE sind iberhaupt behandelbar. Fiir uns in Osterreich heilt das aktuell, dass 24 MPS-
Patientenund rund 110 Patienten mit seltenen Erkrankungen insgesamt, eine (Enzymersatz)-Therapie erhalten.
Das Zauberwort hei3t hier nicht Innovationsboard, Kosten-Nutzen-Analyse oder Ressourcenallokation,
sondern schlicht und einfach SOLIDARITAT!

Was eine Therapie bewirken kann ist tatsidchlich sehr unterschiedlich. In manchen Fallen kann es eine
vollige Wiederherstellung von Funktionen bedeuten. In anderen bedeutet es eine bessere Lebensqualitat
mit weniger Schmerzen, weniger kérperlichen Einschrankungen, mehr Kraft, mehr Ausdauer, mehr Energie,
mehr Selbstandigkeit, alleine essen kdnnen, sich alleine anziehen kénnen, auch alleine Wege zurticklegen und
arbeiten gehen kénnen. Es bedeutet dann vielleicht auch dazugehdéren, wichtig sein, etwas leisten kbnnen und
dafir Anerkennung bekommen.

Eines ist jedoch sicher: So ein Medikament kostet nicht nur viel, sondern es ist auch sehr viel wert. Es schenkt
eine Lebensqualitat, die man sonst nicht hatte, ist nicht nur medizinisch wirksam, sondernauchim Alltag effektiv.

(

: ) Bt # M : o P
Jour Fixe - Polffische :__:____i_ndermedizin Pharmig Academy Dialog; &
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Mittelherkunft 2018

|. Spenden a) ungewidmete Spenden €317 133,15
b) gewidmete Spenden €129 230,02
Il. Mitgliedsbeitrage €2373,00
I11. Betriebliche a) betriebliche Einnahmen aus €0.00
Einnahmen offentlichen Mitteln ’
E) sonstige betriebliche €35767.25
innahmen
IV. Subventionen und Zuschtisse der
offentlichen Hand €200,00
V. Sonstige .
; a) Vermdgensverwaltung € 33,54
Einnahmen
b) sonstige andere Einnahmen
sofern nicht unter Punkt | bis €0,00
IV festgehalten
VI. Auflésung von Passivposten fiir noch nicht
widmungsgemaB verwendete Spenden bzw. €0,00
Subventionen
VII. Auflésung von Riicklagen €0,00
VIII. Jahresverlust €0,00
Mittelverwendung 2018
I. Leistungen fur die statutarisch festgelegten €359 69826
Zwecke
Il. Spendenwerbung €54 659,86
[1l. Verwaltungsausgaben €9 154,33
IV. Sonstige Ausgaben, sofern nicht unter l.bis
€0,00
[1l. enthalten
V. Zuflihrung zu Passivposten fiir noch nicht
widmungsgemaB verwendete Spenden bzw. €0,00
Subventionen
VI. Zuflihrung zu Riicklagen €61224,51
VII. Jahresiiberschuss €0,00

Verantwortlich fir Spendenverwendung, Spendenwerbung
sowie fir den Datenschutz ist die Vorstandsvorsitzende
Frau Michaela Weigl, gemeinsam mit den anderen Mitglie-

dern des Vereinsvorstands.
(Siehe dazu Organigramm auf Seite 4)
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M u kO P0|ysaCCha ridose - was ist das eigentlich?

Unter den MukoPolySaccharidosen
(kurz MPS) versteht man eine
ganze Gruppe von Erkrankungen,
welche alle im Stoffwechsel der
MukoPolySaccharide eine Stérung
' zeigen.

MukoPolySaccharide sind
auch verzweigte, Zuckerketten
(,Polysaccharide®), welche sich
immer aus den gleichen Grund-
bausteinen ableiten lassen: es sind
dies abgewandelte Formen einer Glukose und einer
Galaktose. Diese Ketten findet man (iberall im Korper,
wo sie fiir die Festigkeit der Gewebe, die Hiille oder
Festigkeit von Organen, den Wassergehalt des Korpers,
das Zusammenspiel der Zellen untereinander und
vieles andere mehr verantwortlich sind. lhr teilweise
schleimiger Charakter und die Moglichkeit, sie mit
spezifischen Farbungen fiir Schleimsubstanzen sichtbar
zu machen, bedingt den Zusatznamen ,,Muco-“ fiir Mucor
(= Schleim).

lange,

Bei allen Mukopolysaccharidosen ist der Aufbau dieser
Zucker unbeeintrachtigt, der Abbau jedoch fehlerhaft.
Fir den Abbau miissen Kettenstiicke in die Zellen
transportiert werden, wo sie in den Lysosomen, kleinen
Zellorganellen mit ,Verdauungsfunktion®, mit Hilfe von
Enzymen zerlegt und abgebaut werden. Nach heutigem
Wissenstand sind dafiir 11 Enzyme notwendig, welche
jeweils nacheinander die Zuckerketten verkleinern,
bis schlieBlich einfachste Bestandteile ubrigbleiben,
welche ausgeschieden werden, oder vom Kérper wieder
verwertet werden kénnen. Bei allen MPS-Patienten
fehlt nur eines dieser Enzyme, sodass der weitere Abbau
blockiert ist und unverdaute Reste von Material in den
Lysosomen solange angehaduft werden, bis die Zellen
daran zu Grunde gehen und die Organe ihre Funktion
einbiBen. Da MukoPolySaccharide tberall im Kérper
vorkommen, sind die Folgen einer solchen Storung in
allen Organen nachweisbar.

MukoPolySaccharidosen werden durch eine genetische
Verédnderung in den Chromosomen von gesunden
Ubertragern an die Kinder weitervererbt. Nur wenn
beide Elternteile denselben Defekt fiir dasselbe Enzym
haben und beide zur selben Zeit mit ihren Genen an ein
Kind weitergeben, dann wird ein Kind an MPS erkranken.
Nicht umsonst spricht man von einer ,Laune der Natur®,
die véllig liberraschend grof3es Leid in eine Familie bringt.

Haben Eltern fehlerhafte Gene fiir unterschiedliche
Enzyme oder wird nur ein krankes Gen weitergegeben,
dann sind die Kinder ebenso gesund wie ihre Eltern
auch. Es besteht jedoch ein gewisses Risiko, dass sie
selbst einmal MPS-Kinder bekommen werden, wenn der
Partner zufillig denselben Gendefekt hat.

Jeder Menschist Trager einer Zahl von Gendefekten, doch
ist nicht vorhersehbar, welche das sind. Deshalb passiert

es fiir Familien sehr oft vollig Giberraschend, dass ihr Kind
an dieser Erkrankung leidet. Es muss jedoch angemerkt
werden, dass in einer Familie immer wieder auch mehrere
Kinder mit MPS geboren werden, zumal die Diagnose beim
ersten kranken Kind oft sehr spat gestellt wird und dadurch
keine rechtzeitige genetische Beratung erfolgt.

Fiirdie 11 bisher bekannten Enzyme gibt es 11 verschiedene
Genorte, die dafiir verantwortlich sind. Bei 10 MPS-Typen
sind es immer beide Eltern, die die Krankheit weitergeben,
nur bei der MPS Typ Il, dem Morbus Hunter, sind es
die Miitter, die den Defekt an ihre S6hne weitergeben
kénnen. Die Gendefekte konnen sich unterschiedlich
stark auswirken, es gibt Patienten, die haben noch
geringe Restfunktionen des jeweiligen Enzyms, sodass die
Symptome etwas abgeschwacht auftreten konnen. Andere
haben jedoch keinerlei Restaktivitat des betreffenden
Enzyms mehr, sodass Patienten schon sehr frith Symptome
zeigen und bald versterben. Am ehesten werden jene
Kinder diagnostiziert, die das Vollbild der Erkrankung
zeigen, mildere Verlaufsformen werden kaum erkannt, es
ist daher von einer héheren Zahl Erkrankter als den uns
bekannten tiber 100 Patienten in Osterreich auszugehen.

Da die Zuckerketten im Kérper in den einzelnen Organen
etwas unterschiedlich zusammengesetzt sind und sich
die genetischen Defekte an den verschiedenen Enzymen
im Abbau an jeweils anderen Stellen auswirken, sind die
klinischen Symptome sehr vielfaltig, was die Diagnose sehr
schwierig macht.

Da sich die Kinder in den allerersten Lebensmonaten
unauffallig entwickeln, bedarf es der Erfahrung eines
besonders geschulten Arztes, um die frithen Symptome,
wie groBer Kopf bei verlangsamter Entwicklung, Leisten-
und Nabelbriiche, haufige Infektionen der Atemwege
oder Mittelohrentziindungen richtig zu deuten. Immer
wieder dauert es Jahre, bis Patienten nach unzahligen
Arztbesuchen die richtige Diagnose bekommen.

e Eine Gruppe der Patienten =zeigt die typische
Speicherung in allen Organen mit stark vergroBerter
Leber und Milz, Herzwandverdickung und verdickter
Haut und Schleimhaut.

e Eine zweite Gruppe fillt durch stark verformte
Knochen, Kleinwuchs, schlaffe Sehnen und Bander auf.

e Eine dritte Gruppe hingegen zeigt kaum &ul3ere
korperliche Veranderungen, doch ist das Verhalten
typisch. Sie sind sehr unruhig, rastlos, fast aggressiv,
konnen kaum sprechen und verlernen sukzessive alles
an Fahigkeiten, welche sie bereits erworben hatten.
Sie werden spater zunehmend apathischer, bis sie
schlieBlich vollkommen bewegungsunfahig sind. Die
meisten Fehldiagnosen sind in dieser letzten Gruppe zu
vermuten.

ao.Univ.Prof.Dr.Dr.Susanne Gerit Kircher, MBA
Institut fiir Medizinische Chemie Wien

@ Make Patients Smile



