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Unterstiitzung von Betroffenen

Wir informieren, beraten und begleiten MPS-Familien, stellen Kontakt zu Arztinnen, Wissenschaftlerinnen und
Krankenhdusern her; wir organisieren Tagungen, Therapiewochen, Geschwisterkinderwochen, Erwachsenentref-
fen und kurze Auszeiten fUr Mdtter und Vater; wir unterstitzen MPS-Familien in finanziellen Notlagen; wir produ-
zieren Informationsmaterial.

Forderung von Forschungsprojekten

Trotz zahlreicher laufender wissenschaftlicher Projekte besteht immer noch grol3er Forschungsbedarf. Wir unter-
stlitzen Forschungsprojekte zur Entwicklung von Diagnosemethoden und Therapien flir MPS-Kinder.

Offentlichkeitsarbeit

MPS ist immer noch viel zu wenig bekannt - auch bei Mediziner:innen. Wir versuchen, dies durch gezielte Infor-
mationen zu dndern.
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VORWORT

40 JAHRE HERZENSARBEIT - UND DER WEG GEHT WEITER

Liebe MPS-Familien, liebe Freund:innen,
Spender:innen und Unterstlitzer:innen!

40 Jahre MPS Austria — ein Jubildum, das wir heuer mit
viel Herz gefeiert haben und das Spuren hinterldsst. Es
war mehrals nur ein Rickblick: Es war gepragt von Dank-
barkeit und dem Gefiihl, wie viel aus einer Idee entste-
hen kann, wenn Menschen Uber Jahrzehnte hinweg an
etwas glauben. Das Jubildumsfest war ein Hohepunkt:
voller Emotionen, Musik, Begegnungen und Erinnerun-
gen — und fUr mich ein ganz personlicher Moment des
Innehaltens, dankbar fur alle, die Teil dieser Geschichte
sind — und fir jene, die sie (hoffentlich) weiterschreiben.

Gemeinschaft, die tragt

Das vergangene Jahr war voll von Momenten, die Mut
machen: Unsere MPS-Therapiewoche in Bad Kleinkirch-
heim — mit 148 Teilnehmer:innen, unzahligen berthren-
den Momenten und trotz eines freien ,Jubildumstages”
701 Therapieeinheiten — bleibt das Herzstlck unseres
Jahres. Nirgendwo sonst wird so splrbar, was MPS Aus-
tria ausmacht; Néhe, Vertrauen, Herz, Zusammenhalt,
Kompetenz und die Kraft, weiterzugehen. Es ist eine Wo-
che, die starkt, verbindet und Zuversicht schenkt — fir Pa-

tientinnen, Eltern, Geschwister und sogar fir das Team.
Aber auch viele andere Projekte haben das Jahr berei-
chert: die Mitter(aus)Zeit in Schloss Rosenau, der Inclu-
sion Run in Wien, die Vater(aktiv)Zeit in Hofgastein, die
Segelwoche mit der Mirno More Friedensflotte in Kroati-
en, das Erlebniswochenende in Wien, das Erwachsenen-
treffen in Neunkirchen, sportliche Initiativen wie unsere
,Gemma MPS Challenge’, die Teilnahme beim Vienna
City Marathon und zahlreiche Benefizveranstaltungen.
Jede einzelne hat dazu beigetragen, unsere Familien zu
starken und gleichzeitig Awareness zu schaffen.

Ein Blick hinter die Seiten

Auch in diesem MPS-Falter habe ich wieder viele QR-Co-
des eingebaut, die zu weiterfiihrenden Berichten oder
Fotoalben und Videos fiihren — eine kleine digitale Bri-
cke, um noch naher an unseren Projekten dran zu sein
und mehr zu erfahren, als hier gedruckt Platz findet.

Besonders stolz bin ich auf filmische Highlights, die
mein Sohn Johannes Weigl fur uns geschaffen hat: unse-
ren neuen Imagefilm, der wahrend der Therapiewoche
entstanden ist, zu Weihnachten veréffentlicht wird und
zeigt, was Worte allein oft nicht kénnen — und unseren
Werbespot, der MPS Austria mit berthrenden Bildern
sichtbar macht und dafur sorgen wird, dass wirklich je-
der, das Wort MukoPolySaccharidose richtig ausspre-
chen kann.

Menschen, die tragen

Ein aufrichtiges Danke gilt allen Spender:iinnen, Spon-
sor:iinnen und Unterstltzerinnen, die unsere Arbeit
moglich machen — durch Geld-, Zeit- oder Sachspen-
den. Und jenen, die regelmaliig helfen: Ihr gebt uns die
Sicherheit, langfristig zu planen und Familien auch in
schwierigen Zeiten zu begleiten.

Besonders danken mochte ich Saskia, die MPS Austria
als Vorstandsmitglied 14 Jahre geprdgt hat — mit Einsatz,
Verldsslichkeit und ganz viel Herz.

Ebenso danke ich Anke, die mir besonders beim Digital-
Fundraising zur Seite steht und eine unermudliche Stit-
ze und liebe Freundin geworden ist!

Ein besonderer Dank gilt auch meiner Tochter Maria, un-

serem,Gesicht von MPS Austria”. Sie vertritt uns mit ihrer
offenen Art und ihrem Humor nicht nur bei Veranstal-
tungen und Vortradgen, sondern auch auf Social Media,
wo sie mit ihren Reel-Challenges auf ganz besondere Art
Aufmerksamkeit schafft und Menschen berihrt.

Und natUrlich meinem Mann Martin und meinen Kindern,
die MPS Austria seit so vielen Jahren auf unterschiedlichs-
te Weise mittragen. Ob Technik, Kinderbetreuung, Social
Media, Organisation oder Vorstand - sie alle teilen mich
mit unseren MPS-Familien und sind mein oft unsichtbares
Fundament, auf dem so vieles ruht.

Abschiede, die weh tun

Dieses Jahr war auch von Verlusten gepragt. Wir mussten
Abschied nehmen von Marion Kraft, unserer Griinderin,
deren Herzblut den Grundstein fir alles legte, von Fritz
Schwaiger, der seit den frihesten Anfangszeiten als Rech-
nungsprufer und Wegbegleiter an unserer Seite war, und
von Dimi, einem unserer Kinder — sein Lachen werden wir
nie vergessen. Sie alle bleiben Teil unserer Geschichte.

Blick nach vorn

Langsam, nach so vielen Jahren, wird - so wie meine Zeit
als Vorsitzende - auch meine Zeit als Geschaftsfuhrerin zu
Ende gehen. Doch ich habe immer noch Pléne, Traume
und Winsche fir MPS Austria und hoffe, dass ich in den

nachsten zwei Jahren noch da und dort Weichen fur
eine bessere Zukunft stellen und das eine oder andere
verwirklicht sehen kann, bevor ich das Spielfeld verlasse:
Ich wiinsche mir, dass wir ein Neugeborenen-Screening
far MPS auf den Weg bringen kénnen, die psychosoziale
Betreuung unserer Familien ausbauen und die Transition
in die Erwachsenenmedizin verbessern — und ich winsche
mir, unseren Werbespot bald im Fernsehen laufen zu sehen.

Ich freue mich auf ein weiteres Jahr, in dem wir gemein-
sam daran arbeiten, Hirden zu Uberwinden, unsere
Familien zu entlasten und Lebensfreude zu schenken.
Denn eines gilt auch nach 40 Jahren: Make Patients
Smile - heute, morgen und fur viele Jahre mehr.

Zum Schluss

Die Jahreslosung fir 2026 lautet:

,Gott spricht: Siehe, ich mache alles neu.” (Offb 21,5)
Diese Losung steht flr Hoffnung und Vertrauen: dass
Neues wachsen darf, ohne Vergangenes zu verlieren
— dass Veranderung nicht Abschied heil3t, sondern Wei-
terentwicklung. Und doch alles bleibt, was zahlt: Zusam-
menhalt, Mut und Zuversicht. Genau das winsche ich
uns als Verein.

Mit herzlichen Gri3en
Eure Michaela Weigl

EIN HERZLICHES WILLKOMMEN FUR VIVIEN!

Liebe MPS-Gesellschaft,
es freut mich sehr, mich als neue Unterstitzung im Buro
vorstellen zu durfen!

Mein Name ist Vivien und seit Anfang September unter-
stUtze ich — neben meinem Masterstudium in Sozialwirt-
schaft an der JKU in Linz—Michaela und Christine beiihren
zahlreichen Aufgaben fur den Verein. Persdnlich wirde
ich mich als empathisch, aufmerksam und humorvoll be-
schreiben. Ich hére gerne zu, sorge mich um andere und
stehe gerne unterstitzend zur Seite.

Der herzliche Eindruck des Vereins hat mich auf Anhieb
Uberzeugt, hier tatig werden zu wollen. Man sptrt sofort,
dass viel Engagement und Leidenschaft in dieser Arbeit ste-
cken. Es liegt mir personlich am Herzen, in einer fairen sowie
diskriminierungsfreien Gesellschaft zu leben. Ich mdchte
einen positiven Beitrag leisten und meinen Teil dazu beitra-
gen, die Welt ein kleines Stlick besser zu machen.

Gleich zu Beginn wurde ich herzlich
im BUro empfangen und direkt
eingebunden. Es gibt viel zu

tun - und ich freue mich,

Teil eines Teams zu sein,

das mit vereinten Kraf-

ten so viel bewirkt. Ich

wulnsche mir, gemein-

sam mit euch den Ver-

ein weiter zu starken,
Bewusstsein zu schaffen

und Menschen zu unter- g
stUtzen, die unsere Hilfe
brauchen.

Ich freue mich auf die gemeinsame Zeit
und viele bereichernde Begegnungen!

Herzliche Grul3e, Vivien
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UNVERGESSEN - UNSERE LIEBE MAR'ON KRAFT! (Susanne Kircher)

,Liebe” Marion wird dieser ungemein facettenreichen
Frau nicht wirklich gerecht! Marion war eine stets elegant
gekleidete, feine und Uberaus starke Frau — der Kultur und
Kunst zugewandt, erfolgreich im Go- und Kartenspiel. Eine
Frau, die mit Politikerinnen und Persdnlichkeiten stets
gut umzugehen wusste, wobei Rlckschldage und Widrig-
keiten sie nicht vom gewahlten Ziel abbringen konnten.
Ebenso erfolgreich unterstitzte sie ihren Mann Erich,
der im Handel mit Weinproduktionsmaschinen Kunden-
kontakte pflegen musste. Marion und Erich hatten einen
liebevoll restaurierten Weinkeller und ein Haus in Poders-
dorf, wo Marion im eigenen Garten Blumen und Pflanzen
hegen konnte. Auch in Wien verwandelte sie ihren Hof in
eine kleine griine Oase. Marion war ebenso aktiv, wenn
es darum ging, ihren Sohn Michael Kraft zu Tischtennis-
turnieren und Meisterschaften zu begleiten. Unermidlich
unterstUtzte und organisierte sie Vernissagen und Kunst-
ausstellungen fur ihren Sohn Ingo Wessely. Kurz gesagt:
Sie reprasentierte nicht nur eine elegante, kluge und star-
ke Erscheinung — sie konnte ebenso anpacken und auf-
opferungsvoll ihre Tochter Barbara und ihren Mann Erich
pflegen, als diese schwer erkrankt waren.

Ich habe Marion kennengelernt, als noch lange keine MPS-
Gesellschaft existierte. Sie brachte immer wieder Proben
zur Untersuchung ans Institut fur Medizinische Chemie
in der Wahringerstralle 10 im neunten Wiener Gemein-
debezirk, um zu sehen, ob Therapieanséatze Erfolg zeigen
wrden: Sie versuchte spezielle Didten von Nestlé aus der
Schweiz, Bierhefeextrakte aus Wien — sie scheute keine
Muhen, wenn es darum ging, fir ihre an MPS erkrankte
Tochter Barbara eine Besserung zu erreichen. So gese-
hen versteht man, dass eine Kontaktfamilie aus Stdafrika
nichts Ungewodhnliches war — und dass wir beide schon
ganz zu Beginn die zweite englische MPS-Konferenz
in Leeds (UK) besuchten. Ich lernte von ihr: ,Geht nicht,
gibt’s nicht” — etwas, das mir in den darauffolgenden Jahr-
zehnten an der Universitat stets hilfreich war. Wir haben
viele gemeinsame Stunden verbracht, um alles Mégliche
Uber MPS herauszufinden und sehr oft gemeinsam Kon-
takte zu jenen Stellen aufgenommen, die uns weiterhel-
fen konnten. Oft hat sie mich ermutigt, weiterzuforschen
und neue Wege zu gehen. Aber auch umgekehrt konnten
wir gemeinsam Strategien entwickeln, und ich konnte sie
in ihren Planen fur zukinftige MPS-Aktivitdten bestarken.
Es ist ihr zu verdanken, dass sich die Forschungsgesell-
schaft fir MPS griindete und die MPS-Diagnosestelle in
Wien fur die Untersuchung von Proben aus Wien und den
angrenzenden Bundeslandern Uberhaupt maglich war.

Dieser,Keim" konnte glicklicherweise duf3erst erfolgreich
durch Michaela Weigl bestehen und weiterwachsen!

Marion war sehr glaubig und zeichnete sich durch wahr-
haft grol3e Nachstenliebe aus. Es ware kurzsichtig zu mei-
nen, dass sie sich nur fur MPS einsetzte. Nein — eine grol3e
Zahl an Menschen aus dem Bereich der Kunst ist ihr mehr
als dankbar, weil sie ihnen die Chance gab, berufliche Wei-
chen zu stellen. Wien als Musikhauptstadt hat schon im-
mer zahlreiche Kinstlerinnen angezogen, wobei Marion
einer ganzen Reihe von ihnen beruflich duf3erst erfolg-
reich weiterhelfen konnte, um ihnen Freiraum fur ihre En-
gagements zu schaffen. Sie unterstitzte aktiv Auffihrun-
gen und Konzerte ihrer Schitzlinge und aktivierte alle ihre
Freund:innen und Bekannten als Zuhorer:innen. Mit gro-
Ber Freude besuchte Marion Premieren und AuffUhrun-
gen ihrer,Schitzlinge” an namhaften Opernhausern und
Konzerthallen. Es verwundert nicht, dass sie fur viele Men-
schen wie eine ,Mutter” war — stets empathisch, hilfreich
und unterstitzend, niemals dominierend oder fordernd.
Es ist schon zu wissen, dass Marion nicht vergessen wer-
den wird, denn viele Menschen sind ihr sehr, sehr dank-
bar und bewahren die Erinnerung an sie in ihrem Herzen.

Ich habe von Marion gelernt, was es heil3t, fur eine Sa-
che ,zu brennen” - etwas durchzusetzen, auch wenn
vieles dagegenspricht. Kontakte zu Landern und Arztin-
nen hinter dem Eisernen Vorhang? Kein Problem! Inter-
nationale Konferenzen in Osterreich und sogar eines
der internationalen MPS-Symposien in Wien? Why not!
MuUhsame Behdrden? Irgendwann kann man sich durch-
setzen. Etwas zu wollen, bis es gelingt. Dieses unglaub-
liche Feuer hat auch Michaela Weigl mitgebracht, und
es fUhrte dazu, dass die MPS-Gesellschaft schon seit 26
Jahren duB3erst erfolgreich weitergefuhrt wird. Ich bin si-
cher, dass Marion mit grof3er Freude und Dankbarkeit
beobachtet hat, was aus ihrer MPS-Gesellschaft gewor-
den ist, auch wenn sie sich nicht mehr aktiv einbrachte.

Liebe Marion, es gabe noch viel zu sagen, doch auch
in meinem Herzen wirst du weiterleben. Es soll jedoch
an dieser Stelle nicht unerwdhnt bleiben, dass Marions
Kraft und Starke durch ihren liebevoll zugetanen und
verstandnisvollen Mann  Erich Kraft mdglich wurden.

Michael Kraft sei versichert, dass er der Sohn grofSartiger
Eltern ist.

In groBer Dankbarkeit, Susanne.
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MARION KRAFT - GRUNDERIN DER MPS-GESELLSCHAFT

Vor fast einem Jahr mussten wir Abschied
nehmen von Marion Kraft, der
Grinderinunserer MPS-Gesellschaft.
Sieverstarbam 10. Dezember 2024
im Alter von 81 Jahren — und
hinterliels eine unvergéngliche
Spur in der Geschichte von MPS
Austria und weit darlber hinaus.

In einer Zeit, als es noch kein In-
ternet gab und Informationen Uber
seltene Krankheiten kaum zugang-
lich waren, suchte Marion auf anderen
Wegen nach Kontakt zu betroffenen Familien.

Ein Inserat brachte sie mit einer Mutter in Stidafrika in Ver-
bindung — und zeigte ihr, dass sie mit der Diagnose MPS
nicht allein war. Bald darauf fand sie auch in Osterreich
weitere Familien, was sie in ihrem Entschluss bestarkte,
eine Gemeinschaft fur MPS-Betroffene zu schaffen.

1985 griindete Marion gemeinsam mit Dr. Dr. Susanne
Kircher die erste europdische MPS-Gesellschaft — hier in
Osterreich. Damit legte sie den Grundstein fir ein Netz-
werk, das bald Uber Landesgrenzen hinaus wuchs. Sie
unterstitzte die Grindung weiterer MPS-Vereine im
Ausland und vernetzte Betroffene, um ihnen Austausch,
Verstandnis und Hoffnung zu schenken.

Selbst der tragische Verlust ihrer Tochter Barbara, die im
Alter von nur sieben Jahren an MPS | verstarb, konnte
Marion nicht bremsen. Im Gegenteil: Aus persdnlichem
Schmerz erwuchs ihre aullergewohnliche Stérke. Sie
kdmpfte unermudlich fir Kinder, Eltern und Angehori-
ge - und schenkte jenen Mut, die ihn am dringendsten
brauchten.

Marion verstand, dass die Kraft einer Gemeinschaft
nicht nur aus Hilfe, sondern aus Verbundenheit entsteht.
Sie ermutigte Familien, miteinander in Kontakt zu treten,
Angste zu teilen und voneinander zu lernen. Mit Empa-
thie und Weitblick half sie, das Gefuhl der Isolation zu
Uberwinden und neue Hoffnung zu schopfen.

Sie war eine unermdudlich fursorgliche, feinflihlige und
zugleich entschlossene Personlichkeit - stets elegant,

herzlich und flr viele wie eine zweite

Mutter. Ihr liebevolles Wesen und ihre

Warme werden in den Herzen all

jener weiterleben, die sie berthrt
hat.

1999 Ubergab Marion mir ver-
trauensvoll den Vorsitz der
MPS-Gesellschaft.
Auf dem Fundament, das sie mit
so viel Hingabe und Kraft gelegt
hatte, durfte ich ihre Arbeit fortset-
zen und Neues aufbauen. Daflr bin ich
ihr bis heute sehr dankbar. Ihr Engagement
hat es mir ermdglicht, auf ihren Erfolgen aufzubauen
und die MPS-Gesellschaft weiterzuentwickeln.

Vor Kurzem durfte MPS Austria sein 40-jdhriges Be-
stehen feiern — ein Jubildum, das ohne Marion Kraft
nicht moglich gewesen ware. Ihr Wirken und ihre Vision
waren der Ausgangspunkt fur all das, was unsere Ge-
meinschaft heute tragt. Auch wenn sie diesen Moment
nicht mehr miterleben konnte, war sie in Gedanken und
Herzen spirbar dabei — in den vielen Erinnerungen, die
uns verbinden, und in allem, was sie hinterlassen hat.

Marions Leben war von grol3en Herausforderungen und
Verlusten gepragt. Nach dem friihen Tod ihrer Tochter
Barbara musste sie auch Abschied nehmen von ihrem
Mann Erich und ihrem Sohn Ingo. Ihrem Sohn Michael
und seiner Familie gilt unser tiefes Mitgefihl. Wir wiin-
schen ihnen Trost in dem Gedanken, dass Marion nun
mit ihren Lieben vereint ist — frei von Schmerz und
Krankheit.

Marions Vermachtnis lebt in unserer Gemeinschaft
weiter.

Sie hat eine Welt der Unterstlitzung und des Zusammen-
halts geschaffen, die fir immer ein Teil von MPS Austria
bleiben wird.

Wir werden sie nie vergessen.

Michaela Weigl



EINE KLEINE GESCHICHTE UBER EINEN GROSSEN KAMPF

2,5 Monate bis zum Abschied

Dima hat Schmerzen, kann keine Nahrung mehr aufnehmen.
Zwei Wochen lang versuche ich zu Hause, mit verdnderten
Mengen und Zeiten etwas zu bewirken — vergeblich.
SchlieBSlich missen wir ins Krankenhaus.

Wir liegen dort bereits in der zweiten Woche. Die Arzte handeln
nach demselben Prinzip: kleine Portionen, schrittweise. Die
Blutwerte sind gut, doch der Kérper nimmt die Nahrung nicht auf.

Plotzlich verschlechtert sich Dimas Zustand drastisch. Fieber,
Sepsis. Die Arzte entscheiden, ihn (ber einen zentralen
Katheter intravenos zu erndhren und gleichzeitig mit drei
Antibiotika zu behandeln.

Dann entdecken sie eine grofRe Zyste im Bauchraum. Sie ist
neu, bei friiheren Untersuchungen war sie nicht sichtbar.

1,5 Monate bis zum Abschied

Es wird beschlossen, uns auf die chirurgische Station zu
verlegen. Doch eine Operation ist bei seinem Zustand -
zusatzlich belastet durch Mukopolysaccharidose — zu riskant.
Dima kommt auf die Intensivstation, um stabilisiert zu werden.
Es scheint, als ginge es bergauf.

Kurz darauf dirfen wir zurlick ins Krankenhaus unserer
Heimatstadt. Nun sind wir auf der Kinderstation. Wir kimpfen
weiter — und freuen uns tber jede kleine Verbesserung.
Vierzig Tage Antibiotika — in der Hoffnung, dass Dima bald
wieder selbst essen kann.

Zwischendurch treten Magenblutungen auf, und jedes Mal
missen wir wieder von vorn beginnen.

Doch es scheint wieder, als wiirde es endlich besser.

Die Antibiotikadosen werden reduziert, der Zustand stabilisiert
sich leicht.

1,5 Wochen bis zum Abschied

Plétzlich nehmen die epileptischen Anfdlle zu. Am ndchsten
Tag hohes, kaum senkbares Fieber: eine erneute Sepsis.
Diesmal ausgelost durch die Erndhrung tber den zentralen
Katheter. Ich wusste um das Risiko — aber es war die einzige
Chance auf Leben.

Die Arzte entfernen den Katheter, um die Infektion zu stoppen,
kénnen Dima aber nicht ohne Nahrung lassen. Sie erhéhen die

10

Antibiotikadosen, bis ein neuer Jejunalschlauch gelegt werden
kann. Die Behandlung zeigt Wirkung. Am Tag der neuen
Sondeneinlage ist Dima ruhig, fréhlich, atmet selbststandig. Wir
sind gliicklich — alles ist gut gegangen.

Doch am ndchsten Tag verschlechtert sich sein Zustand erneut.
Diagnose: Lungenentziindung.
Meine Welt bricht zusammen.

Die Situation ist kritisch. Die Arzte fragen: ,Loslassen oder
weiterkdmpfen?” Natirlich entscheide ich mich firs Kémpfen
— wie jeden Tag in den letzten 13 Jahren.

Doch diesmal versagen die Antibiotika, die Bakterien sind
resistent geworden. Sein Zustand verschlechtert sich rapide.

Einen Tag vor dem Abschied

Ich splre, dass das Unvermeidliche naht — der Tod meines
Sohnes. Ich wusste es sein ganzes Leben lang, und doch war
ich nicht bereit, dieser grausamen Realitdt zu begegnen.

Dima bekommt Morphin, er leidet nicht mehr, schldft viel.
Das Atmen fallt ihm schwer, er bekommt Sauerstoff und
Unterstutzung.

Ich erzdhle ihm, dass es nicht schlimm ist, zu gehen. Ich
versuche, nicht zu weinen — wenigstens in den kurzen
Momenten, in denen er mich ansieht.

Ich halte ihn im Arm, flistere ihm zu: ,Alles wird gut. Ich bin
immer bei dir. Ich bin gliicklich, dass du mein Sohn bist. Wenn
ich die Wahl hatte, wirde ich dich wieder wahlen. Du darfst
dich jetzt ausruhen. Alles wird gut.”

Mein unglaublich mutiger, starker Junge, der bis zuletzt ums
Leben gekdmpft hat, ist am 15. Juli 2025 um 3:30 Uhr friedlich
eingeschlafen.

Ich schreibe diese Zeilen Ende Oktober — der Schmerz ist noch
immer derselbe.

Mein Sohn, du bist fir immer in meinem Herzen.
Ich liebe dich unendlich.
Mama

PS. Mein Dank gilt allen, die mit offenem Herzen bei mir waren
und mich unterstiitzt haben - meinem Ehemann, meiner
Mutter und meinem Sohn, meinen Freunden

und meiner neuen Familie bei MPS Osterreich.
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BRIGITT
50. Geburtstag

GEORG

1. Heimtherapie

4 B
BALINT & BULCSU
900. Enzymersatztherapie

STEFAN

N 40. Geburtstag

CHRISTINE
60. Geburtstag

WOLFGANG
, 20 Jahre MPS-Botschafter

MICHAEL

Matura

BULCSU'
20. Geburtstag

LUKAS
Matura & 20. Geburtstag

Hochzeit

LENF
20. Geburtstag

TATIGK

KURZFASSUNG

WIR GRATULIEREN & DANKEN

Teilnahmen an:

Vienna Health Talk online

Pro Rare Austria Vernetzungstreffen (Wien)
Konferenz fur SE am Tag der Seltenen (Graz)
VCM Inclusion Run
Benefizveranstaltungen

Kursen, Schulungen und Webinaren
Marktplatz Lebensnetze Linz & Salzburg
Beirat fUr Seltene Erkrankungen
Spendengtesiegelforum

BioMarin Masterclass Wien

Chiesi Trails 4" Edition Wien

Zoom / Meetings:

MPS-International Network
MPS-Vorstandsklausur und Vorstandssitzungen
Vorstandssitzungen Pro Rare
Pflegeroundtable / Pflege.gv.at

Beirat fUr Seltene Erkrankungen
Vereinsschulung Teledialog

Treffen mit Arztinnen, Wissenschaftlerinnen,
Pharmafirmen und Serviceclubs

Organisation / Durchfiihrung:

MPS-Mdtter(aus)Zeit (Schlof8 Rosenau)
Laufteams und Messestand VCM 2025
Osterkampagne online

Online Challenge “Gemma MPS”
MPS-Therapiewoche (Bad Kleinkirchheim)
Generalversammlung

Simulationstraining

Mirno More MPS-Projekt (Kroatien)
MPS-Véter(aktiv)Zeit (Bad Hofgastein)
Jubildumsfeier 40 Jahre MPS (Wien)
MPS-Erlebniswochenende (Wien)
Zeitumstellungskampagne

Hotelsuche fur Vereinsveranstaltungen
Advent/Weihnachtsaktionen

Kampagne zum Giving Tuesday

Fit im Sitzen Challenge
Ausschreibungen/Bewerbungsgesprache Birokraft

EITSB

ERICHT

Betreuung bei Krankenhaus- und Kuraufenthalten
Bemuthungen um EET in Heimtherapie

Unterstitzung bei der Durchsetzung von Anspriichen
Begrdbnisse

Offentlichkeitsarbeit:

Tag der SE - Beleuchtungschallenge
Fortsetzung Kampagne CHAMPS (DACH)
Awarenesskampagne “It’s about time”
Vienna City Marathon, Inclusion Run
Pflanzaktion Vergissmeinnicht Wien
Pressegesprache, Aussendungen
Verteilung von Infomaterial

Prasenz und Kampagnen auf Social Media
Design digitaler Newsletter
Unterstitzung der Kampagne “besser behandelt”
Ehrenamtstag Linz, Infotag SHG Wels

Radiointerview fur Radio Klassik

Publikationen:

MPS-Falter 2025

Tatigkeitsbericht 2024

Neuauflage Werbematerial

Aktualisierung Homepage

Update MPS-Shop

Konzeption von Spendenmailings & NL
Erstellen von Prasentationen

Erstellung eines Jahresrlickblicks flr Social Media
Kurzfilme fir Social Media

Werbespot Muh-Kuh-Pony-Sacher in der Dose
Werbeplakat Stofftiere / Plakatkampagne
Begleitung von Projekt- bzw. Diplomarbeiten

Forschungsprojekte:

Personalisierte Medizin - Salzburg

Barrierefunktion des Endothels — Graz

CRISPR/Cas9-Technologie zur Genom-Editierung in
HSC zur Behandlung von MPS IVA.

Sonstiges

Entwurf / Prod. / Bewerbung von Billetts
Diverse Subventions- bzw. Spendenansuchen

Familienbetreuung: « Online-Spendenwerbung / Newsletter

o Telefonische und personliche Betreuung e Spenderbetreuung

o Bearbeitung von Unterstitzungsantragen ¢ Internationale Zusammenarbeit
MANUEL & SIMON  Recherchieren von Unterstutzungsmaoglichkeiten » Technischer und IT-Support

10. Geburtstag
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WOLFGANG BOCK

Manche Begegnungen verandern ein Leben — unsere
mit Kammerschauspieler Wolfgang Bock war so eine.
Es war Schicksal, dass sich unsere Wege 2005 kreuzten.
Damals begann etwas, das man nicht planen kann: eine
Freundschaft, die Uber zwei Jahrzehnte gewachsen und
heute ein fester Bestandteil unserer MPS-Geschichte ist.

Wenn wir zuriickblicken, sehen wir unzdhlige gemeinsa-
me Momente — bei Lesungen, Benefizveranstaltungen,
Theaterauffihrungen oder Therapiewochen. Und da-
zwischen jene stillen Augenblicke, die besonders in Er-
innerung bleiben: Wolfgang, wie er mit einem MPS-Kind
Tischtennis spielt. Wie er in der Pause einer Lesung noch
Autogramme gibt, sich fotografieren Idsst, zuhort. Wie er
Menschen offen und herzlich begegnet — mit ehrlichem
Interesse und einem grol3en Herzen.

Seit Uber zwanzig Jahren ist Wolfgang Bock unser MPS-
Botschafter — und Freund.

Einer, der seine Bekanntheit nutzt, um auf eine so selte-
ne Krankheit wie MPS aufmerksam zu machen, die kaum
jemand kennt. Einer, der seine Bihne einsetzt, um Uber
MPS zu sprechen, wo andere ldngst weiterziehen wiir-
den. Und einer, der auch dann fur uns da ist, wenn kein
Scheinwerfer leuchtet.

Wolfgang ist kein Botschafter ,auf dem Papier”
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Er ist Teil unserer MPS-Familie geworden — mit Humor,
Wérme und Handschlagqualitat. Wenn er zu unseren Ver-
anstaltungen kommt, ist er nicht der prominente Gast,
sondern einfach,der Wolfgang’, den alle kennen und auf
den sich alle freuen. Ein Mensch, der mit seiner Prasenz
Freude, Leichtigkeit und Menschlichkeit ausstrahlt.

Er ist das Herz unserer Offentlichkeitsarbeit, weil er mit
Uberzeugung und echter Anteilnahme flr unsere Sache
spricht. Wenn er von unseren MPS-Kindern erzahlt, spUrt
man, dass es ihm wirklich um sie geht — nicht um schéne
Worte, sondern um echte Nahe.

Er schenkt uns seine Stimme, seine Zeit, sein Lachen und
seine Ideen — und oft einfach nur das gute Gefuhl, dass
jemand mit uns geht.

In einer Welt, in der vieles fllichtig geworden ist, ist Wolf-
gang Bock seit zwanzig Jahren ein verlasslicher Begleiter.
Einer, der da ist, wenn man ihn braucht. Einer, der mit-
fuhlt, ermutigt und tragt.

Lieber Wolfgang,

du hastin all den Jahren so viel Herzenswarme in unsere
Gemeinschaft gebracht.

Du hast geholfen, unsere Stimmen horbarer zu machen,
und dabei nie vergessen, worum es wirklich geht: um
Menschen, um Nahe, um Mitgefihl.

Wir danken dir von Herzen fur deine Treue,
deine Zeit, dein Lachen, deine GrofRzugigkeit
und dein groBBes Herz flr unsere MPS-Familien.

Auf viele weitere gemeinsame Jahre!

Michaela Weigl|

= | V§
iﬁtﬂlan sie sich vor,

7 es st Ihr Kind, fiir das

: £s kein Morgen gibt.
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NEU:

JNLINE- STAMMTISCH

GEMEINSAM STARK — ONLINE-STAMMTISCH FUR ELTERN

Unser Leben mit einem MPS-Kind ist anders. Intensiver,
anstrengender, aber auch voller Liebe, Mut und beson-
deren Momenten. Wer es nicht selbst erlebt, kann sich
kaum vorstellen, was Pflege, Therapien und Sorgen im
Alltag wirklich bedeuten. Und genau deshalb soll es die-
sen Stammtisch geben — einen Ort, wo man verstanden
wird, ohne viele Worte.

Beim Online-Stammitisch treffen sich Eltern, die Ahnliches
erleben. Wir plaudern, tauschen Erfahrungen aus, lachen
miteinander, und wir dirfen auch einmal Dampf ablassen.
Es geht um alles, was das Leben mit einem besonderen
Kind mit sich bringt: Pflege, Schule, Geschwister, Thera-
pien, Angste, Hoffnung — und darum, sich gegenseitig
Mut zu machen, denn gemeinsam geht’s leichter.

Wann und wie?

Einmal im Monat — gemtlich von zu Hause aus. Wir treffen
uns online (Zoom) fir etwa 60 bis 90 Minuten. Jeder Abend
steht unter einem Thema, das uns beschéftigt: Alltag, Pfle-
ge, Schule, Geflhle, die Frage, wo man neue Kraft findet
oder wie man Geschwister nicht aus dem Auge verliert.

MPS - WELTKONGRESS 2026

18th INTERNATIDNAL|

/

MP

& Related Lysosomal Diseases

SYMPOSIUM
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Warum online?

Weil viele von uns wenig Zeit haben und wir weit von-
einander entfernt wohnen. Aullerdem ist es praktisch,
wenn man sich mit einer Tasse Tee auf die Couch setzen
kann und trotzdem nicht allein ist. Der Online-Stamm-
tisch verbindet quer durch Osterreich (und dartiber hi-
naus).

Was dich erwartet:

Dich erwarten Eltern, die verstehen, wovon du redest —
ehrliche Gesprache ohne perfekte Fassaden, Warme, Of-
fenheit und immer wieder kleine Momente, die guttun.

Wenn du dich angesprochen fiihlst, melde dich einfach
— du brauchst nur Internet, Computer oder Telefon und
natUrlich ein bisschen Zeit fur dich.

Kontakt:

Simone Fleischhacker, Tel. 0664 492 6581

Erstes Treffen: Donnerstag, 8. Janner 2026, 20 Uhr
Ort: Online (Zoom-Link nach der Anmeldung)

Die Vorfreude auf das 18. Internationale MPS-Sympo-
sium steigt! Es wird vom 04. bis 07. Juni 2026 in der
atemberaubenden Stadt Florenz (Italien) stattfinden.

Dieses weltweite Treffen vereint die MPS-Gemeinschaft —
Patientinnen, Familien, Wissenschaftlerinnen, Arzt:innen
und Pharmaindustrie — um Ideen auszutauschen,
Fortschritte zu feiern und die Zukunft der Versorgung
und Forschung gemeinsam zu gestalten.

Die Anmeldung und Einreichung von Abstracts wurde
am 3. November 2025 offiziell eroffnet. Eine friihzeitige
Anmeldung lohnt sich — denn zu Beginn gibt es immer
die Early-Bird-Tarife, die detulich glnstiger sind als die
reguldren Preise.

Wir als MPS-Austria setzen alles daran, um unseren
Mitgliederfamilien eine Teilnahme zu erméglichen und
finanziell zu erleichtern, damit so viele wie nur maglich,
bei diesem internationalen Event dabei sein kénnen.

DANKE SASKIA, WILLKOMMEN SIMONE & SONJA!

Mein Name ist Simone, ich bin Mutter von
drei Kindern, und mein Sohn Elias lebt
mit MPS |. Durch ihn binich 2016 zu
MPS Austria gekommen und seit-
dem eng mit den Menschen hier
verbunden.

Die Erfahrungen, die ich in den

letzten Jahren als Mama gesammelt

habe, mdchte ich nun noch starker ein-

bringen und den Verein als Teil des Teams

aktiv mitgestalten. Es ist mir ein grof8es Anliegen,

Familien in dhnlichen Situationen zu unterstitzen, Mut
zu machen und den Austausch zu fordern.

Ich freue mich sehr, nun offiziell im Vorstand mitwirken
zu durfen, gemeinsam mit meinen Kolleg:innen neue
|deen umzusetzen, und unseren Verein weiter zu starken.
Besonders wichtig ist mir, fir die Mitglieder da zu sein
und unsere Gemeinschaft mit Herz und Engagement zu
bereichern.

Simone

Ich bin Sonja, die Tante von Simon (MPS 1l) und seit meh-
reren Jahren Mitglied beim MPS-Verein. In dieser Zeit durf-
te ich gemeinsam mit meiner Familie viele unvergessliche
und wertvolle Momente erleben: Therapiewochen, Erleb-
niswochenenden, den Inclusion Run, unseren Messestand
beim Vienna City Marathon, das Ausliefern der Weihnachts-
und Glickwunschkarten fiir den Ladenverkauf in Linz oder
die Teilnahme am Marktplatz Lebensnetze. Die Energie und
Freude, die solche gemeinsamen Erlebnisse schenken —
besonders zusammen mit meiner Schwester und meinem
Neffen — sind unbezahlbar.

Seit Anfang des Jahres stehen wir als Familie vor einer
neuen, grolSen Herausforderung: Simons Erkrankung hat
sich verscharft — Tracheostoma, Rollstuhl und Magensonde
gehdren nun leider zum Alltag. Trotz allem bleibt Simon ein
unglaublich starker, tapferer Kampfer. Jeden Tag zeigt er
uns aufs Neue, worauf es im Leben wirklich ankommt.

Heuer konnten wir als Familie leider nicht an der
Therapiewoche teilnehmen - es ware flUr Simon zu
anstrengend gewesen. Dennoch habe ich mich kurzfristig
entschieden, die MPS-Familie in Karnten zu besuchen, denn
auch als Angehdrige ist es mir wichtig mich auszutauschen
und die dort gewachsenen Freundschaften zu pflegen.

Diese Woche ist flr viele von uns die wichtigste Gelegenheit
im Jahr, um Kraft zu tanken und sich verbunden zu fuhlen.
Ich konnte viele liebe Winsche, positive Energie und auch
Kraft mit nach Hause bringen — fir meine

Schwester, fur Simmon und fir uns alle.

Am Ende meines Besuchs fand
die Vorstandssitzung mit der *
Wahl der neuen Mitglieder statt. '
Ich dachte mir: Warum nicht
mein bisheriges Engagement
kiinftig auch offiziell im Vorstand
einbringen? Nach einem offenen
Austausch und dem Kildren letzter
Fragen, habe ich mich entschieden, als

stilles Vorstandsmitglied mitzuwirken. So kann ich den
Verein auf einer neuen Ebene kennenlernen und weiterhin
aktiv unterstutzen.

Ich danke euch flr euer Vertrauen und eure Motivation!
Es ist mir ein Herzensanliegen, meinen Neffen Simon und
auch andere MPS-Patientinnen zu unterstitzen — ganz im
Sinne unseres Vereinsmottos:,Make Patients Smile”.
Ich freue mich auf die gemeinsame Zeit und die weitere
tolle Zusammenarbeit!

Sonja

Liebe Saskia!

Seit 2011 warst du ein fester Bestandteil unseres Vor-
standsteams — als verldssliche, engagierte und stets
herzliche SchriftfGhrerin. Viele Male hast du MPS Austria
auch nach aul8en vertreten — ob bei Vergissmein-

nicht, Motorradweihen, Weihnachts- ) —
markten oder anderen Anldssen. - 1§

Fur alles, was du eingebracht,
bewegt und mitgetragen hast,
mochten wir dir von ganzem
Herzen Danke sagen!

Es tut gut zu wissen, dass du uns
als Freundin und als Teil unserer gro-

Ben MPS-Familie erhalten bleibst.

Michaela und das Vorstandsteam
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GEMMA MPS. GEMMA HELFEN.

MINUTEN MIT SINN: DIE GEMMA MPS CHALLENGE BEWEGT!

Im Mai war wieder MPS-Awareness-Monat - und
damit auch Zeit fiir unsere dritte ,Gemma MPS"-
Challenge. Die Idee dahinter ist einfach: Wir laden
Menschen ein, sich zu bewegen - und dabei auf
Kinder, Jugendliche und Erwachsene aufmerksam
zu machen, die mit MukoPolySaccharidosen (MPS)
leben.

Unser gemeinsames Ziel waren 6815 FEuro an
Spenden und jeweils 6815 Minuten Bewegung fir die
Teilnehmer:innen. Die Zahl ist nicht zufdllig gewadhlt,
sondern steht flr die 6815 Aminosauren, aus denen jene
Enzyme bestehen, die Menschen mit MPS fehlen oder
beiihnen nichtrichtig funktionieren. Sie entscheiden also
Uber das Leben. Und wie immer, wenn es um MPS geht,
zahlt jede Minute — jede Minute Bewegung in diesem
Fall. Egal, ob beim Laufen, Wandern, Spazierengehen,
Schwimmen, auf dem Cross-Trainer oder am Fahrrad,
Hauptsache man bewegt sich. Jede Minute ist ein Stiick
Hoffnung!

2025 haben wir gezielt auch Firmen und Schulen
angesprochen. Vielleicht waren wir etwas spat dran mit
unseren Anfragen, aber trotzdem haben sich ein paar
tolle Mitstreiter:iinnen gefunden, auf die wir richtig stolz
sind:

Die Firma KWG (kwg.at) hat ihre Mitarbeitenden
nicht nur zur Teilnahme motiviert, sondern ihnen
auch die Starterpakete bezahlt und zusatzlich fur ihre
gesammelten Bewegungsminuten gespendet — ein
groRartiges Zeichen der Solidaritat!

GEMMA MPS

Ein Licheln, das bleibt.
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GEMMA MPS

HilFe, die bewegt!

Die DaVinci Schule in Niederdsterreich war mit beiden
Schulklassen dabei und hat bei Ausfligen und in den
Pausen mit Begeisterung Minuten gesammelt.

Ganz besonders bedanken wir uns auch bei der Firma
Chiesi, die uns seit Beginn der Challenge jdhrlich
mit einer grof3zigigen Spende unterstitzt — ohne
Bewegung, aber mit ganz viel Wirkung.

Was macht Gemma MPS besonders?

Man kann die Aktion ganz unkompliziert in den
Alltag integrieren — ob beim Wandertag, Firmenlauf,
Spaziergang in der Mittagspause oder einfach
zwischendurch.  Man kann interne Schrittzahler-
Challenges starten, Bewegungstage organisieren und
unsere Aktion Uber interne Kandle und Social Media
sichtbar machen.

Auch die Moglichkeiten zur Unterstitzung sind vielfaltig:
Manche setzen ein fixes Spendenziel, andere spenden
fUr jede gesammelte Minute einen bestimmten Betrag.
Besondersschdnistauch,wennMitarbeiterinnenspenden
vom Unternehmen verdoppelt werden — ein starkes
Zeichen der Wertschatzung.

Starterpaket

Jeder Beitrag zahlt. Und wer sich anmeldet, kann
ein prall gefilltes Starterpaket erwerben. 2025 war
besonders viel drin: das coole Gemma MPS-T-Shirt, der
Gemma MPS Sportbeutel, Gemma MPS Magnete fir den
Kuhlschrank, Postkarten, Fineliner, Duschgel, gesunde

GEMMA MPS

Damit die HoFFnung
__ spiirbar wird.

und stiBe Uberraschungen, eine Schartner Bombe und
mehr. Kurzum, ein Paket, das sich sehen lassen kann und
mit Freude ausgepackt wird!

Was bringt’s dem Unternehmen?

Corporate Social Responsibility mit Wirkung — zuguns-
ten einer seltenen Erkrankung, die kaum jemand kennt.
Starkung des Teamgeists, denn Bewegung verbindet.
Und nicht zuletzt auch Anerkennung: Alle teilnehmen-
den Firmen werden (wenn gewlnscht) auf unserer Web-
site, auf Social Media und im Jahresbericht erwadhnt.

Wer war sonst noch mit dabei?

Ganz viele Einzelpersonen, Familien und kleine Teams,
die mit vollem Einsatz unterwegs waren.

Selbst unsere erwachsenen MPS-Patientinnen haben
mitgemacht und dabei nicht nur das Spendenziel
Ubertroffen, sondern auch sich selbst: Sie sammelten
beeindruckende 17.161 Minuten Bewegung — bei einem
Ziel von 6815!' Und auch beim Spendensammeln waren
sie unschlagbar: 1.510 Euro kamen allein durch ihre
bewundernswerte Aktion zusammen.

Insgesamt wurden im Mai 163.194 Bewegungsminuten
gesammelt - und 851518 FEuro an Spenden!
Das zeigt: Es braucht nicht viele, um viel zu bewegen.
Aber es braucht Menschen wie euch.

Wie geht’s weiter?

2026 wollen wir noch mehr Menschen in Bewegung
bringen: Einzelpersonen, Freundeskreise, Familien,
Schulen, Firmen - alle sind eingeladen, mitzumachen.
Ob mitein paar Minuten oder einem grof3en Team, ob mit
Spende oder einfach nur Bewegung — du entscheidest,
wie du dabei bist. Jede Minute zahlt!

Michaela Weigl

1. bis 31. Mai 2025

Gesundheits-Landesratin LH-Stwv.in

Christine
Haberlander

sagk rur
Gemma MPS Challenge:

Und das sagen unsere erwachsenen
Patient:innen zur Gemma MPS-Challenge:

Jrotz so mancher Ausfdlle und Problemen in den
Gelenken haben wir uns gegenseitig zu vielen Minuten
motiviert und somit nicht nur uns selbst Gutes getan,
sondern auch auf MPS aufmerksam gemacht!”

LAuch wenn ich im Alltag mit einigen Einschrdnkungen
lebe, schaffe ich es, viel Bewegung in meinen Tag zu
integrieren — und genau das finde ich richtig toll. Es
motiviert mich, in Bewegung zu bleiben.”

,Es war wirklich ein aufregender und bewegungsreicher
Mai!l Man wird von den anderen motiviert und macht so
etwas flir sich und den Verein! Hoffentlich wurden viele
Menschen auf MPS aufmerksam gemacht!”

,Gemma MPS ist besonders wichtig, weil Bewegung und
Fitness fiir jeden - auch fir uns - wichtig sind.”

Wir haben einen GrolSteil unserer Bewegungsminuten
in Stunden beim Garteln gesammelt. Immer wieder sind
wir auch marschiert — und vielleicht haben wir manche
Menschen motiviert.

,Ichfinde es super, wie Gemma MPS auch uns Erwachsene
mit MPS dazu motiviert hat, uns zu bewegen. So haben
wir die Chance, auf MPS aufmerksam zu machen und
Spenden flir unsere Therapiewoche zu sammeln!”

,Unsere Gemma-MPS-Erwachsenenaktion hat motiviert,
einigeMinutenzusammeln—auchdann, wennmanlieber
die Flilse hochgelegt hditte. Aber jede Bewegungsminute
zdhlte! Das Ziel wurde erreicht: auf MPS aufmerksam zu
machen und Spenden flir unsere tolle Therapiewoche zu
sammeln. Wir waren eine gro8artige Truppe.”

Jch bin selbst von MPS betroffen. Die Gemma
MPS Challenge bedeutet fiir mich mehr als nur
Aufmerksamkeit fiir eine seltene Krankheit. Sie ist ein
Zeichen von Solidaritét. Wir Betroffenen kdmpfen
jeden Tag — mit Mut, Hoffnung und
dem Wunsch, gesehen zu werden.
Die Challenge gibt uns eine Stimme
und bringt Menschen zusammen, die
gemeinsam etwas bewegen wollen.”

Infos fuir 2026 direktim MPS-Biiro
oder auf unserer Webseite.

QR-Code zur Anmeldung fiir 2026:
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AWARENESS

EHRENAMTSTAG IN LINZ & INFOTAG SH-GRUPPEN WELS

Ehrenamtstag am 27. Juni 2025: 00 lebt
Ehrenamt

Rund um das Linzer Landhaus prasentierten sich zahlrei-
che Organisationen aus allen Bereichen des Ehrenamts.
Ziel des Ehrenamtstags ist es, die oft unsichtbare Arbeit
tausender engagierter Menschen sichtbar zu machen.

Auch heuer war ich — mit tatkraftiger Unterstitzung
meiner Schwester Traudi — wieder dabei, um unseren
Verein und unsere Arbeit fir MPS zu prasentieren. Of-
fentlichkeitsarbeit ist ein wichtiger Bestandteil unseres
Vereins, denn nur so kdnnen wir Bewusstsein fir die sel-
tene Erkrankung Mukopolysaccharidose (MPS) schaffen.
Auch wenn MPS selten ist — unsere Patientinnen sind
eine Realitat!

Ein besonderes Highlight des Tages war der Weltrekord-
versuch von 54 Feuerwehrjugendlichen, die mit Prazisi-
on und Teamgeist zwei Tankléschfahrzeuge gemeinsam
mit dem starksten Mann Osterreichs, ,The Rock” Franz
Mullner, Gber 300 Meter zogen. Der spektakuldre Ver-
such zog zahlreiche Besucher:innen in seinen Bann und
sorgte flr echte Génsehautmomente auf dem Linzer
Promenadenplatz — der Eintrag ins Rekordbuch ist ge-
schafftl

EINLADUNG
Infotag der
Selbsthilfegruppen

Freitag, 19. September 2025
wvon 13:00 bis 1700 Uhr
Klinikum Wels-Grieskirchen

Infostinds

«  mitwitkente Seltathi fegruppen Wk, Wels-Land
Gradkichen, Elerdng, Genunden, Kirdhdaco!
Kantaktstehe 107 Selbstrafegruppen
WWels urdl Weds-Land

Do Tednahme i1 kosbeniod, alie Inberetoemen
und hesdich engeadent

4 =P

beutncz R a:l nikurm

Sopsatianion e Fraen @
P T R T AT ———

Infotag der Selbsthilfegruppen im Klinikum
Wels-Grieskirchen

Beim  Infotag  der  Selbsthilfegruppen 2025
im  Klinikum  Wels-Grieskirchen  stellten  die
teilnehmenden Vereine ihre Tatigkeitsbereiche vor.
Wir nutzten die Veranstaltung erneut, um uns zu
vernetzen und Erfahrungen auszutauschen.

Unser besonderes Anliegen war es, interessierte
Besucherinnen Uber Mukopolysaccharidosen (MPS)
zu informieren und einen Einblick in unsere Arbeit zu
geben. Damit mochten wir Menschen dazu anregen,
sich mit dem Thema MPS auseinanderzusetzen, neue
Kontakte zu knipfen und Wege der Unterstiitzung
sichtbar zu machen.

Christine Hauseder

’"g:fzss | AR 4
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MukoPolySacchar
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MESSESTAND AUF DER VIENNA SPORTSWORLD

Auch heuer war der Aufbau und Betrieb unseres Mes-
sestands bei der Vienna Sportsworld wieder ein be-
sonderes Erlebnis, das uns mit neuer Energie und Zu-
versicht erfullt hat. Zwei intensive Tage lang waren
wir mitten im Trubel einer Veranstaltung, bei der sich
eigentlich alles ums Laufen dreht — und doch ging
es fur uns um viel mehr: um Gesprdche, Begegnun-
gen und das Teilen unserer Herzensangelegenheit.

Wir hatten wieder jede Menge Material zum Verschen-
ken dabei — von Postkarten und Notizblocken tber Ku-
gelschreiber bis hin zu unseren Bierdeckeln mit dem
40-Jahre-MPS-Logo auf der Vorderseite und einer Moti-
vation zum Charitylauf fir MPS auf der Rickseite, inklusi-
ve QR-Code zu unserer Spendenseite. Unsere Giveaways
fanden rasch begeisterte Abnehmer:innen, wir kamen
mit etlichen Besucher:iinnen ins Gesprach und konnten

dabei sogar spontane Charity-Léufer:innen motivieren -
was flr eine Freude!

Offentlichkeitsarbeit bedeutet fir uns nicht nur, In-
formationen weiterzugeben, sondern Verstandnis zu
wecken und Menschen zu berlhren. Jeder Blick, jedes
Lacheln und jedes ,Ich kannte das gar nicht” war ein
kleiner Schritt in Richtung mehr Sichtbarkeit fur MPS.

Ein herzliches Dankeschén an unsere fleilSigen Stand-
betreuerinnen und das Auf- und Abbau-Team: Tamina
und Daniel, Saskia und Sonja, Amal und Tabea, Karin und
Rudi, Michael und Michaela. Euer Einsatz zeigt, wie viel
gemeinsam maoglich ist. Nur wenn wir zusammenhalten,
konnen wir das Bewusstsein fir MPS weiter starken und
dafir sorgen, dass MPS-Kinder die Aufmerksamkeit und
Unterstitzung bekommen, die sie brauchen.
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AWARENESS-INTERNATIONAL

IT'S ABOUT TIME

Am 15. Mai wurde weltweit der Internationale MPS-
Tag begangen - begleitet von der Awareness-
Kampagne ,It's About Time”, die auf eindrucksvolle
Weise die Bedeutung der Zeit fUr Menschen mit
MukoPolySaccharidose (MPS) in den Mittelpunkt stellt.
Denn Zeit ist fUr Betroffene und ihre Familien ein
entscheidender Faktor — bei der Diagnose, beim Zugang
zu Therapie, bei jedem Fortschritt und bei jedem
gemeinsamen Moment.

Die Kampagne erinnert daran, wie wichtig eine
friihzeitige Diagnose und rechtzeitige Behandlung
sind. Verzogerte Diagnosen fihren zu unnotigem Leid,
wahrend eine rasche Intervention das Fortschreiten
der Erkrankung verlangsamen und die Lebensqualitat
spUrbar verbessern kann. Gleichzeitig ist der Slogan,It's
AboutTime"auch ein Appell —an Politik und Gesellschaft,
endlich die notwendigen Schritte zu setzen: von der
EinfUhrung des Neugeborenen-Screenings bis hin zum
gleichberechtigten Zugang zu Behandlungen und
Unterstltzungsleistungen.

Jt's  About Time” wurde 2024 im Rahmen des
internationalen  MPS-Netzwerks unter wesentlicher
Osterreichischer Beteiligung entwickelt und versteht
sich als gemeinsame Stimme der weltweiten MPS-
Community. Durch die klaren Botschaften, emotionalen
Sujets und personlichen Geschichten gelingt es,
Aufmerksamkeit und Empathie zu wecken — unabhéngig
von Sprache und Herkunft.

Auch 2025 war MPS-Austria wieder mit groflem
Engagement Teil dieser globalen Aktion.

weitere Momente, die zeigen, dass jede Minute zahlt.
Insgesamt wurden mehr als 30 verschiedene Sujets im
Osterreichischen Stil gestaltet — eine Auswahl davon
wurde im Mai auf den Social-Media-Kanalen von MPS
Austria veroffentlicht: 21 Beitrdge auf Instagram, 23 auf
Facebook und zusatzliche acht Stories sorgten dafir,
dass diese Botschaft nicht Ubersehen werden konnte.

Erganzt wurde die Kampagne durch ein emotionales
Video, das miteinem einfachen, aber eindrucksvollen Bild
verdeutlicht, was Zeit fur Menschen mit MPS bedeutet.
Darin vergleicht Maria ihre Zeit mit einem Glas Wasser:
Ein Glas, das bei MPS kleiner ist — und schneller Gberlauft.
Die Szene zeigt, wie wertvoll jeder Moment ist und dass
es darauf ankommt, die begrenzte Zeit bewusst zu fllen.
Das Video endet mit der Botschaft: Bei MPS geht es
immer um Zeit. Jede Minute zahlt.

So wurde Osterreich einmal mehr zu einem sichtbaren
und bewegenden Teil dieser weltweiten Aktion, die die
Bedeutung von rechtzeitiger Diagnose, Therapie und
Unterstitzung eindrucksvoll unterstreicht.

Denn fur Kinder mit MPS ist Zeit mehr als nur ein Mal? —
Zeit ist Leben.

Michaela Weigl

sich fr MPS zu verainen

ﬂntarﬂutlunu!ar MPS=Tog

Betroffens hoben
@in Recht aul
schéne Momente
im Leben.

1T

s QoM It -
(N S-r'i Ui -

filir MPS zu kampfen

=
-

linternationaler MP5-Tag |

Jeder Momeant mahit|
= rechtzaitige
Diagnose, gerechier
Zugang mu Theroplan

nd engogierte
Forschung sind
unverschtbar urd
massen dousrhaft
g&sichurl wsrden,
um Leban wirkiich zu

15. Mai

L] = (I -
(1S : ABCUT
Jede Minute z5hit

Frihe Diagnose und rechtzeitige
Behandlung kGnnen Leben retten.

EQ;T:&I

chtbarztimachen -

rundunubel
ni 1Er5e!

i

linternationaler MPS5-Tag |

Jeder Moment rahdt|
= rechtzaitige
Diagnose, gerechier
Zugang u Theraplen

nd engogierte
Forschung sind
unverschiibbar und
massen douarhaft
gﬁ&iﬂhﬂrl wsrden,
um Leban wirkiich zu
Varandiornm.

15. Mai

Wahrend die farbliche Anpassung an das internationale
MPS-Logo vorgegeben war, erfolgte die dsterreichische
Umsetzung inhaltlich ganz individuell: mit eigenen Fotos
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EINE STUNDE

1 Stunde mehr

fur schwerkranke
Kinder mit wenig Zeit!

Am Wochenende der Zeitumstellung haben wir heuer
erstmals zu einer ganz besonderen Spendenaktion auf-
gerufen:,Eine Stunde mehr fur schwerkranke Kinder mit
wenig Zeit!"

Die Idee dahinter war einfach genial und zugleich be-
rihrend. Wenn in der Nacht die Uhr auf Winterzeit zu-
rlckgestellt wird, gewinnen wir alle eine Stunde. Diese
Stunde sollte nicht einfach vergehen, sondern zu einer
besonderen Stunde gemacht werden, indem man sie
weiterschenkt — an Kinder und Erwachsene mit MPS.
Denn fir sie ist Zeit das Wertvollste Uberhaupt.

Mit den Spenden aus dieser Aktion konnten ganz konkre-
te Stunden finanziert werden: eine Stunde einer mobilen
Krankenschwester, die Familien zu Hause unterstutzt, eine
StundeHundetherapie, die Freude und Motivation schenkt,
oder eine Stunde, in der durch spezielle Lagerungshilfen
Schmerzen gelindert und ruhiger Schlaf erméglicht wird.
Und so waren diese Stundengeschenke tatsachlich etwas
ganz Besonderes — denn eine Stunde Freude, Schmerz-
linderung oder besserer Schlaf wirken viel langer als 60
Minuten.

Jede geschenkte Stunde wurde zu einem Zeichen der
Solidaritat mit unseren MPS-Familien, die Tag fUr Tag un-
ermddlich fur ihre Kinder kdmpfen.

Die Aktion war fiir uns etwas Neues — und sie hat einmal
mehr gezeigt, dass jede Idee, die wir umsetzen, etwas be-
wirken kann. Wir haben — wie immer — nur das Problem,
dass wir ein sehr kleiner Verein sind und fur eine duf3erst
seltene Erkrankung kdmpfen, die absolut keine Lobby hat.
Wir haben unsere Aktion auf Social Media beworben,
aber auch dort haben wir — trotz all unserer regelma-
Bigen Aktivitdten — immer noch zu wenig Sichtbarkeit.
Insofern kdnnen wir nach dem ersten Versuch noch
nicht von einem grol3en Erfolg sprechen, aber wir haben
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gesehen, dass die Idee Potenzial hat.

Ich stelle mir vor, wie es ware, wenn viele Menschen
ihre gewonnenen Zeitumstellungsstunden auf die-
se Art und Weise an MPS-Kinder verschenken widr-
den. Und ich sehe, dass daraus Zeit entsteht, die Kraft
gibt: Zeit fur Therapie, fur Entlastung, fir Hoffnung.
Darum freue ich mich schon darauf, die Aktion im nachs-
ten Jahr zu wiederholen und wachsen zu lassen.

Ein herzliches Dankeschon an alle, die ihre Stunde
schon heuer geschenkt haben und damit fir Lichtbli-
cke im schweren Alltag unserer Familien gesorgt haben!

Und nicht zuletzt ein grolles Dankeschdon an Anke
Harnisch, die unsere Projekte mit ihren tollen Ideen berei-
chert und uns bei der Umsetzung eine ganz grofartige
Hilfe ist.

Michaela Weigl

,Eine mobile Krankenschwester
bedeutet fiir mich die Zeit, in der ich
mich darauf verlassen kann, dass mein
Kind gut versorgt ist und ich ganz kurz
auch fiir mich sorgen kann.”

,Bei der Hundetherapie bliiht mein
Schatzimmer regelrecht auf! Fr liebt es,
die Tiere zu streicheln und lacht richtig.
Das ist einfach unbeschreiblich schén.”

JAufgrund meiner extremen Schmerzen
in der Hufte konnte ich gar nicht mehr
liegen. Nun bin ich gliicklich, denn
dieses Seitenschldterkissen hilft mir und
ich kann wieder schlafen.”

DAS WERTVOLLSTE ABO DEINES LEBENS

Warum regelmaBige Spenden so wichtig sind

Hilfe, die bleibt — fur Familien, die jeden Tag kampfen.
Einmalige Spenden sind wertvoll und machen vieles
moglich. Aber regelmaBige Unterstltzung gibt uns die
Sicherheit, MPS-Familien langfristig zu begleiten — dort,
wo das Leben unvorhersehbar und herausfordernd ist.

Nur wenn wir wissen, womit wir rechnen kénnen, kon-
nen wir Projekte wie die Therapiewoche, die Entlas-
tungstage oder auch Notfallunterstltzungen zuverldssig
planen. Fur viele betroffene Familien sind diese Angebo-
te ein Lichtblick — und sie funktionieren nur, wenn im
Hintergrund eine stabile Finanzierung gewahrleistet ist.

Ein Dauerauftrag, Abbuchungsauftrag oder unser
,Abo mit Wirkung” bedeutet mehr als eine Spende:
Er bedeutet Verldsslichkeit.

Er sorgt daflr, dass Therapien nicht plétzlich abgesagt
werden mussen, weil Mittel fehlen.

Er hilft, Familien auch dann zu unterstitzen, wenn gera-
de keine grofSe Spendenaktion lauft.

Und er gibt uns die Freiheit, vorausschauend zu handeln
— statt immer nur auf Krisen reagieren zu mussen.

Regelmafige Spenden bewirken, dass wir:

e Therapien fur Kinder und Erwachsene langfristig
absichern kdnnen,

e Geschwister entlasten und Eltern durchatmen
lassen,

e neue Projekte entwickeln kdnnen, wenn wir
merken, wo Unterstitzung fehlt.

Jede regelméllige Spende - egal in welcher Hohe
— macht einen Unterschied. Denn sie verwandelt
Unsicherheit in Stabilitdt und schenkt MPS-Familien das,
was im Alltag so selten geworden ist: Zuversicht.

Das

wertvollste Abo

deines Lebens!

Abo mit Wirkung

Unser Abo ist eines, das nicht unterhdlt — sondern
schwerkranken Kindern eine Kindheit schenkt! Denn mit
unserem ,Abo mit Wirkung” kannst du statt Serien oder
Musik direkt Hoffnung fur MPS-Familien abonnieren.
Du kannst damit regelmafig Gutes tun und nachhaltig
unterstutzen.

Unser Motto lautet ,Make Patients Smile” - und wir
denken, dass dieses Abo der einfachste Weg dazu ist,
Kindheit, Therapien und Momente voller Lachen zu
schenken.

Ob als Ldchel-Abo, Gliicks-Abo oder Helden-Abo — jede
Variante wirkt, Monat fir Monat.

Diars i i ks precrafioch

LLachel-Abo" JGlticks-Abo®

~Helden-Abo™
R eyt Al v A s B0 il Sigherier e i LIPS Fetesd irren Dl s o ] e s Lk i g
i Thaaplefroation. feirw 30 [un et i o s Whwverade g e T A e i
W el T Paah s Tre apeindy e e S Aol wet i Treracer ad Lty
o st d gl Lichain ew Cande b vor vl bt i o x 1 hedderrats Fur Wels v
i ol L] ke P Patsit v Friskrdues - jace Mirune il ottt e Bk e priiner Wt

Und als kleines Dankeschon erhaltst du nach einem Jahr
dein persénliches Wirkungszertifikat, das zeigt, was du
maoglich gemacht hast.

Michaela Weigl

Mehr dazu auf:
www.mps-austria.at/abo-mit-wirkung

25



-

26

JER@] SMEINNICHT.AT

23 _I”t s

EIN ZEICHEN DES DANKES:
VERGISSMEINNICHT PFLANZEN

Am 23. April nahm unser Vorstandsmitglied Saskia am
Dank-Event der Initiative Vergissmeinnicht teil.
Gemeinsam mit Vertreter:iinnen anderer Organisationen
pflanzte sie dort symbolisch ein Vergissmeinnicht als
Zeichen der Erinnerung, der Dankbarkeit und der Hoff-
nung — fur all jene Menschen, die mit ihrem Testament
Gutes bewirken.

Die osterreichweite Initiative Vergissmeinnicht setzt sich
daflr ein, das Thema Testamentsspenden bekannter zu
machen und mochte Menschen ermutigen, in ihrem
Testament auch an gemeinnutzige Organisationen zu
denken. Denn wer in seinem letzten Willen Gutes tut,
kann weit Uber das eigenen Leben hinaus helfen und
bleibende Spuren hinterlassen.

Rund 100 6sterreichische Organisationen sind Teil dieser
Initiative — von groBen Hilfswerken bis zu kleineren Ver-
einen wie MPS Austria.

FUr uns bedeutet diese Zusammenarbeit, dass wir un-
sere Unterstltzer:innen sachlich und sensibel Gber das
Thema Testamentsspenden informieren kdnnen. Denn
viele wissen gar nicht, dass ein kleiner Teil des Erbes be-
reits Grol3es bewirken kann — etwa, um Therapien, For-
schungsprojekte oder Entlastungsangebote flr unsere
MPS-Familien langfristig abzusichern.

Mit ihrem Engagement beim Dank-Event hat Saskia ein
starkes Zeichen gesetzt, denn ein Vergissmeinnicht erin-
nert uns daran, dass Hilfe nicht endet — sie wachst weiter.

AUSTAUSCH ZWISCHEN MPS-VERTRETER:INNEN & BIOMARIN

AM 20.3.2025 IN DUBLIN

Im Rahmen eines Treffens zwischen Vertreterinnen des
IMPSN, den MPS-Gesellschaften aus der Tirkei, Spanien,
UK, Osterreich, Schweiz und Deutschland sowie der
Pharmafirma BioMarin wurden zentrale Themen zur
Lebensrealitat von Erwachsenen mit MPS diskutiert. Das
Meeting fand hybrid statt, um auch Mitgliedern, die nicht
vor Ort teilnehmen konnten, eine aktive Mitwirkung zu
ermdglichen.

Im Zentrum der Gesprache standen vier Hauptthemen:

o Identifikation und Priorisierung von Forschungslu-
cken hinsichtlich der Belastung durch MPS im Er-
wachsenenalter

e Entwicklung gemeinsamer Ressourcen durch
internationale Kooperation

e StdrkungderStimme von Erwachsenen mit MPS —mit
Fokus auf Herausforderungen und Losungsansatze

e Koordination gemeinsamer Aktivitaten im Jahr 2025

Sichtbarkeit und Bewusstsein als Grundlage fiir
Inklusion

Ein zentraler Diskussionspunkt war die Frage, wie
Erwachsene mit MPS stdrker sichtbar gemacht und
langfristig besser in gesundheitliche, soziale und
politische Prozesse einbezogen werden kdnnen. Dabei
wurde betont, dass Inklusion nicht nur durch bauliche
Malinahmen — wie barrierefreie Zugdnge - erreicht
wird, sondern vor allem durch ein gesellschaftliches
Umdenken. Es braucht ein Bewusstsein daflr, dass
die Bedurfnisse von Menschen mit Behinderungen
integraler Bestandteil jeder Planung und Kommunikation
sein mussen.

Perspektiven Betroffener als unverzichtbarer
Bestandteil

Die Beitrdge von erwachsenen Betroffenen wurden im
Verlauf des Treffens mehrfach als besonders wertvoll
hervorgehoben. Es wurde deutlich gemacht, dass ihre
Expertise nicht aus einem ,Trotz der Einschrankungen”
entsteht, sondern dass die gelebte Erfahrung in
Verbindung mit reflektierten und differenzierten
Sichtweiseneinewichtige Bereicherungfirdie Diskussion
darstellt.  Menschen mit Behinderungen sollten
nicht als Ausnahmeerscheinungen wahrgenommen
werden, sondern als vielféltige Persdnlichkeiten, deren
Behinderung nur eine von vielen Eigenschaften ist.

»Nicht Giber uns - ohne uns” bleibt aktuell
Das Prinzip ,Nicht Uber uns — ohne uns” bleibt ein
Leitmotiv der internationalen Behindertenbewegung

- auch in der MPS-Community. Erwachsene mit
MPS sollten konsequent in Entscheidungsprozesse
eingebunden werden, die sie betreffen —auf Augenhohe
und als gleichberechtigte Akteur:innen. lhre Teilhabe ist
nicht nur eine Frage der Gerechtigkeit, sondern auch der
Qualitat gemeinsamer Losungen.

Kampagne zum Internationalen MPS-Tag

Im Rahmen des Treffens wurde zudem auf die
kommende Kampagne des International MPS Network
(IMPSN) hingewiesen, die anlésslich des Internationalen
MPS-Tags am 15. Mai startet. Sie knUpft an das Vorjahr
an und stellt das Thema Zeit in den Mittelpunkt: Zeit fir
Forschung, Zeit fur Inklusion, Zeit fur Verstandnis — als
notwendige Voraussetzung fUr ein selbstbestimmtes
Leben mit MPS.

Ausblick

Der Austausch wurde von allen Beteiligten als konstruktiv,
kollegial und wegweisend empfunden. Fur zuklnftige
Treffen wurde der Wunsch gedullert, noch mehr
betroffene Erwachsene direkt einzubeziehen, um den
Dialog zwischen Fachwelt, Industrie und Patient:innen
weiter zu vertiefen und gemeinsam tragfédhige Wege in
die Zukunft zu gestalten.

Anmerkung der Redaktion:

Nachdem ich in Amsterdam beim Biomarker-Meeting plétzlich
krank wurde, musste ich mit hohem Fieber nach Hause fliegen,
anstatt weiter nach Dublin zu diesem Meeting. Trotzdem war
ich zumindest online dabei. Der Bericht stammt aus dem
deutschen Newsletter und wurde von Lukas Seidel und
Carmen Kunkel verfasst.
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MPS-AUSTRIA FEIERT 40 JAHRE

40 JAHRE MPS AUSTRIA - GELEBTE HOFFNUNG, ZUSAMMENHALT

UND ENGAGEMENT

Festvortrag von Michaela Weigl wahrend der Jubilaumsfeier

. Am Anfang stand kein Plan,
%, kein Biiro - nur ein krankes

% Kind und eine Mutter, die

nicht aufgeben wollte.

. Aus dieser Liebe wur-
. de ein Verein und
. aus dem Verein ein
. Zuhause fiir un-
'\ zihlige  Familien.
. Vierzig Jahre spi-
. ter erzdhlt Michae-
la Weigl, was aus
dieser ersten Idee
geworden ist -
und warum die
Geschichte
von MPS
Austria
noch lan-
ge nicht zu

Ende ist.

Wenn ich heute hier stehe, dann denke ich an all die Ge-
sichter, die diesen Weg mit uns gegangen sind — an El-
tern, Arztinnen, Unterstitzer:innen — und nattrlich ganz
besonders an die Kinder, die uns gelehrt haben, was
Mut wirklich bedeutet. Heute feiern wir 40 Jahre gelebte
Hoffnung, Zusammenhalt und Engagement.

Aber am Anfang stand kein Verein, kein Jubildum, keine
Struktur. Sondern ein einziges Kind.

,Barbara gab mir Zeit, mich langsam daran zu ge-
wéhnen, dass sie nicht wie alle Kinder aussieht.
Und auch ihre geistige Behinderung zeigte sich erst
langsam und schrittweise. Sie gab mir Zeit, sie voll zu
akzeptieren, wie sie ist und wie sie einmal sein wird.
Ich versprach ihr, dass ich zu ihr stehen werde, komme, was
wolle — und sie Icichelte nur”

Mit diesen Worten beschrieb unsere Grinderin Marion
Kraft ihre Tochter Barbara. Sie war das Kind, mit dem al-
les begann — und der Grund, warum Marion 1985 MPS

Austria grindete.

Marion war aber nicht allein mit ihrer Idee. Gleich zu Be-
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ginn fand sie eine Mitstreiterin, die von Anfang an an das
Projekt geglaubt hat — Dr. Susanne Kircher. Eine Arztin
mit grolem Herz, die nicht nur medizinisch, sondern
auch menschlich verstanden hat, was diese Familien
brauchen. Gemeinsam legten sie 1985 den Grundstein
fur MPS Austria — ohne Biro, ohne Forderungen, aber mit
unendlich viel Mut und Idealismus.

Am Anfang war es sehr schwer. Wer damals versucht hat,
Hilfe zu finden, stieB fast Uberall auf Ratlosigkeit. Arztin-
nen und Arzte kannten die Krankheit kaum; Informatio-
nen waren praktisch nicht vorhanden.

Und fur die betroffenen Eltern war es oft ein Kampf,
Uberhaupt jemanden zu finden, der wusste, wovon man
sprach. Marion und Susanne haben sich davon nicht
entmutigen lassen. Sie suchten andere Familien — Uber
Artikel, kleine Hinweise, Gber lllustrierte, Gber Mundpro-
paganda.

Und so kam es schlief3lich schon 1986 in Scharding zu
einem ersten MPS-Familientreffen. Rund 80 Personen
aus Osterreich, Deutschland und der Schweiz kamen,
darunter knapp 30 Kinder. Zum ersten Mal hatten Eltern
die Méglichkeit, sich auszutauschen, zu erzéhlen, was sie
bewegt, und zu spuren, dass sie nicht allein sind. Das war
der Anfang der MPS-Selbsthilfe in Osterreich, und der
Moment, in dem aus Betroffenheit echte Gemeinschaft
wurde.

In den Jahren danach wuchs die Gemeinschaft stetig.
1991 wurde die MPS-Forschungsgesellschaft gegrin-
det — ein wichtiger Schritt, um Wissenschaft und Medizin
starker einzubinden. Damit war klar: Wir wollen nicht nur
Erfahrung teilen, sondern auch Wissen schaffen. 1990
in Pertisau fand zum ersten Mal eine enge Zusammen-
arbeit mit Kliniken in Mainz und Minchen statt — ein
Meilenstein, weil wir damit in die wissenschaftliche For-
schung eingebunden wurden. 1995 entstand der erste
Informationsfilm - in zwei Versionen: eine fur Familien,
eine fur Arztinnen. Die Idee der Aufklarung war von An-
fang an Teil unserer DNA.

Von Anfang an herrschte ein reger Kontakt zu den Gruppen

in aller Welt. Zu dieser Zeit gab es bereits 23 MPS-Gesell-
schaften weltweit. Und so folgte 1994 die erste interna-
tionale Konferenz in Kirchberg — mit Wissenschaftler:in-
nen aus aller Welt, sogar aus Australien. MPS Austria war
angekommen — mitten in der globalen MPS-Familie und
mit der ersten, International Working Party for MPS".

1996 fand die elfte Familienkonferenz in Fladnitz statt
— und flr mich begann damit ein ganz neuer Lebens-
abschnitt. Maria wurde gerade auf MPS abgeklart, eine
schriftliche Diagnose hatten wir noch nicht. Trotzdem
beschlossen wir, hinzufahren — einfach, um zu sehen,
was uns erwartet.

Ich erinnere mich noch gut: Mit gemischten Gefihlen
und vielen Fragen im Kopf, bin ich angekommen. Das
Buch von Susanne Kircher, ,MPS - ein Leitfaden fir EI-
tern und Arzte”, hatte ich schon gelesen — und trotzdem
war ich im ersten Moment schockiert Gber all das, was
ich sah. So viele Kinder — alle unterschiedlich, sehr krank
und doch so frohlich.

Und dann passierte etwas, das ich nie vergessen werde:
Ich begann, mich in diesem Kreis wohlzufihlen. Es war,
als wirde ich nach Hause kommen. Vielleicht habe ich
damals schon gespurt, dass das hier mehrist als Informa-
tion — dass das mein Platz ist.

Auf der Heimfahrt hatte ich jedenfalls ein paar hundert
Weihnachtsbillets im Gepéck und den festen Vorsatz,
mich einzubringen. Ich habe damals gespurt: Wenn ich
helfen will, muss ich mitanpacken. Und das war der Be-
ginn von allem. Ich wusste nur noch nicht, dass daraus
bald eine Lebensaufgabe werden wirde.

Und Maria kennt heutzutage jeder. Sie ist praktisch seit
Jahrzehnten ,das Gesicht von MPS Austria”. Maria hat nie
viele Worte gebraucht, sie hat mit ihrem Lacheln etwas
geschafft, was kein anderer konnte, und mehr bewegt, als
Worte es je kdnnten: Sie hat Menschen berthrt — und ih-
nen gezeigt, worum es wirklich geht. Sie ist und bleibt das
Herz unserer Geschichte. Ohne sie ware ich heute nicht
hier, und MPS Austria ware nicht das, was es heute ist.

Nach meinem ersten MPS-Treffen wollte ich aktiv wer-
den und mithelfen, um Marion zu entlasten. Also griin-
deten wir 1997 in Oberdsterreich auch einen Verein
- nicht als Konkurrenz, sondern als Unterstitzung. Wir
organisierten Spendenaktionen und taten alles, um MPS
bekannter zu machen.

1998 fand die Familienkonferenz in Kirchberg statt —
und zum ersten Mal war ich nicht nur Teilnehmerin, son-

dern schon mitten in der Organisation. Marion nannte
mich damals ihre ,Gebetserhdrung” — weil sie endlich
jemanden an ihrer Seite hatte, der anpackte und mit-
dachte. Und schon ein Jahr spater Gibernahm ich — mit
groBem Respekt und noch mehr Herzklopfen — von
Marion den Vorsitz. Es war ein besonderer Moment: Ma-
rion hatte den Verein aufgebaut, geprdgt und getragen,
und ich wollte ihren Weg fortsetzen — mit derselben Lei-
denschaft, aber mit neuen Ideen und Strukturen.

Anfangs flhrte ich einige Jahre beide Vereine parallel —
bis irgendwann klar war: Es ist genug Arbeit fUr ein gan-
zes Leben, auch ohne doppelte Strukturen. Die OO. Ges.
far MPS wurde aufgelost.

1999 war aber nicht nur flr mich ein entscheidendes Jahr,
sondern auch fir den gesamten Verein. Denn wir orga-
nisierten zum ersten Mal einen MPS-Weltkongress. Es
war der 5. und er stand unter dem Motto,On the way to
therapy” Wieder ein Meilenstein: Uber 500 Teilnehmer:in-
nen aus aller Welt kamen zusammen — MPS Austria stand
im Zentrum einer weltweiten Bewegung, und ich durfte,
gemeinsam mit Marion, das gesamte Familienprogramm
gestalten. Es war unglaublich, all diese Menschen zu er-
leben, die dasselbe Ziel teilten: Hoffnung geben, Wissen
teilen, Leben verbessern. Flr mich personlich war es der
Moment, an dem aus Engagement Berufung wurde.

Rund um den Weltkongress entstand damals eine neue
Idee: Ich wollte den Familien nicht nur Informationen und
Vortrage bieten, sondern auch Zeit flreinander — zum Er-
fahrungsaustausch, Durchatmen, Reden, Lachen, einfach
zum Sein. Schon im Sommer desselben Jahres wurde aus
dieser Idee Wirklichkeit: Wir veranstalteten das erste ge-
meinsame Sommerprogramm fiir MPS-Familien. Es war
noch keine Therapiewoche, so wie wir sie heute kennen,
aber der Gedanke war derselbe: MPS-Familien sollen ge-
starkt, begleitet und miteinander verbunden werden.

Was damals klein begonnen hatte, entwickelte sich
in den folgenden Jahren zu einem fixen Bestandteil
unserer Arbeit - der MPS-Therapiewoche. Jahr fur Jahr
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kamen mehr Familien, das Team wuchs, das Programm
wurde professioneller, aber nie unpersénlich, sondern
immer mit individuell abgestimmten Therapien, Entlas-
tung im Alltag und Momenten, die guttun und lange
tragen. Heute ist die Therapiewoche das Herzstlick von
MPS Austria — ein Ort der Begegnung, der Hoffnung und
der Gemeinschaft.

Bei der MPS-Therapiewoche arbeiten mittlerweile 16
Therapeutinnen, zwei bis drei Arztinnen und etliche
Kinderbetreuerinnen mit unseren Patientinnen und
ihren Familien. 2024 habe ich Uber 800 Therapieeinhei-
ten in einer Woche gezahlt. Hier entstehen aber nicht
nur therapeutische Fortschritte — hier entstehen Freund-
schaften, Erinnerungen und neue Kraft fir den Alltag.
Die Therapiewoche ist zu einem Symbol geworden fir
das, was MPS Austria ausmacht: fachliche Qualitat, ge-
lebte Menschlichkeit und eine Gemeinschaft, die tragt.
Wahrend wir fur die Familien einen Ort der Starke und
Entlastung geschaffen haben, begann sich auch medizi-
nisch vieles zu bewegen.

Einer der ersten, der diese Hoffnung erleben durfte,
war Christoph. Er hat MPS VI und war im Jahr 2000 der
erste Osterreichische Patient, der an einer klinischen
Studie in den USA teilnehmen konnte - sieben Mo-
nate lang, in Oakland. MPS Austria finanzierte diesen
Aufenthalt. Christophs Geschichte hat uns allen Mut
gemacht. Zum ersten Mal sahen wir, dass aus einer
Diagnose auch eine Perspektive werden kann. Und
mit ihm begann fUr uns alle eine neue Zeit — die Zeit
der Enzymersatztherapie. Wenn Forschung, Mut und
Unterstitzung zusammenkommen, ist vieles moglich.
Plotzlich gab es Hoffnung, Hoffnung auf eine Thera-
pie, die Leben verdndern kann. Wir hatten spater noch
andere Studieneteilnehmer:innen und was damals
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nur wenigen offenstand, wurde bald fir viele Realitat.
Denn in den folgenden Jahren wurden mehrere Enyz-
mersatztherapien zugelassen - erst fir MPS |, dann MPS
I, dann VI und IVA, zuletzt MPS VII und Alpha-Mannosi-
dose. Endlich gab es eine Moglichkeit, in den Krankheits-
verlauf einzugreifen — nicht um alles zu heilen, aber um
Lebensqualitdt zu schenken, Mobilitdt zu erhalten und
Familien Hoffnung zu geben.

Auch politisch tat sich manchmal was. So zum Beispiel
2005, als wir durch eine schicksalhafte Begegnung mit
unserem Alt-Bundeskanzler Dr. Wolfgang Schiissel pro-
minente UnterstUtzung bekamen. Durch ihn (er hatte
gerade den Ratsvorsitz) konnten wir eine Pressekonfe-
renz in Brissel organisieren, bei der wir die Problematik
seltener Erkrankungen am Beispiel von MPS darstellten.
Das Ergebnis war groartig: Seltene Erkrankungen wur-
den erstmals im 7. EU-Rahmenprogramm verankert —
und damit die Beantragung von Forschungsgeldern fir
seltenen Erkrankungen europaweit moglich gemacht.
Kurz darauf forderte auch das Osterreichische Wissen-
schaftsministerium ein MPS-Forschungsprojekt in Graz
— ein wichtiger Schritt fUr unsere Zukunft.

Seit 2005 begleitet uns auch Wolfgang Bock - als Bot-
schafter, Freund und Stimme fur MPS-Kinder. Er steht
uns bis heute treu zur Seite, engagiert sich mit Lesun-
gen, Auftritten und viel Herzblut. Wenn man ihn erlebt,
spUrt man: Er meint es ernst, er steht hinter uns — mit
ganzem Herzen fur unsere Kinder und Familien.

2009 erhielten wir den Spendenbeglnstigungsbe-
scheid, 2011 das SpendengUtesiegel — Zeichen fir Pro-
fessionalitat und Vertrauen.

2010 wollten wir zeigen, was MPS bedeutet, ohne
Worte, ohne Gesichter, nur mit einem Bild und mit viel
Geflhl. So ging unser erster TV-Spot on air: Drei Luft-
ballons, das Lied ,Happy Birthday” als Spieluhrmusik,
einer der Ballons schrumpft — die Musik stockt. Dann
erscheint der Satz: ,Die durchschnittliche Lebenserwar-
tung eines an MPS erkrankten Kindes betrégt 15 Jahre!
Und nach einer Pause ,Mit lhrer Spende schenken Sie
Zeit! Der Spot hat damals viele Menschen berthrt, und
seine Botschaft gilt noch heute.

2012 folgte eine Plakatkampagne, die nur eine Ra-
dioweckeranzeige mit der Uhrzeit 5:05 zeigte — SOS.
Ein stilles, aber starkes Signal.

Uber die Jahre entstanden viele neue Formate: 2006
die Geschwisterkinderwoche, 2013 das MPS-Erwach-
senentreffen, 2016 die Teilnahme an der Friedensflotte
Mirno More, 2018 die Mutterauszeit und die Vaterak-
tivzeit, 2019 die MPS-Erlebnistage. All diese Projekte
fUhren wir jéhrlich durch, und sie alle stoflen auf Begeis-
terung bei unseren Familien.

Und dann - 2024 - der wohl gro(3te organisatorische
Kraftakt in unserer Vereinsgeschichte und ein besonde-
rer Meilenstein: der internationale MPS-Weltkongress.
Gemeinsam mit MPS Deutschland und MPS Schweiz ha-
ben wir Uber Jahre geplant, verschoben, neu gedacht —
und am Ende ein unvergessliches Treffen fir alle ermog-
licht: far Familien, Arzt:innen, Wissenschaftler:innen und
die Industrie. Osterreich ist nicht nur ein Teil der interna-
tionalen Community — wir gestalten sie mit.

Eines haben wir ldngst gelernt: Manche Heraus-
forderungen kann man nur gemeinsam I8sen.
So sind wir heute Teil mehrerer starker Netzwerke — vom
International MPS Network (IMPSN) tber die DACH-Initi-
ative CHAMPS bis hin zu Pro Rare Austria, dem Dachver-
band seltener Erkrankungen, den ich 2011 mitbegriindet
habe. Diese Partnerschaften zeigen: Gemeinsamkeiten
herausstreichen, Losungen teilen, Betroffene vernetzen
und Wissen vermitteln — das ist der Weg, um wirklich et-
was zu bewegen. Wir brauchen mehr Verstédndnis, besse-
re Versorgung und gleiche Chancen fur alle, die mit einer
seltenen Erkrankung wie zum Beispiel MPS leben.

Friher haben wir darum gekampft, dass MPS-Patient:in-
nen Uberhaupt eine Enzymersatztherapie erhalten. Heu-
te ist das fur einige MPS-Formen geschafft - aber die Rah-
menbedingungen sind immer noch nicht gerecht: Ein
Thema, das uns noch lange begleiten wird, ist die Heim-
therapie. Derzeit wird jede Heimtherapie als Einzelfall
entschieden. Das bedeutet: Frustration, unzahlige Antra-
ge, teilweise jahrelanges Kampfen, Unsicherheit, Angst.
Wir winschen uns eine einheitliche, osterreichweite Lo-
sung, die fur alle gilt - und zwar dort, wo fir die Patient:in-
nen der best point of service ist. Fir manche ist das das
Krankenhaus, fUr viele andere aber das eigene Zuhause,
was anderswo langst Standard ist: kostensparend, sicher
und lebensnah. Niemand sollte seine Lebensqualitat da-
von abhdngig machen missen, in welchem Bundesland
man lebt oder wie verstandnisvoll die jeweilige Kranken-
kasse ist. Deshalb fordern wir Fairness — und Entscheidun-
gen, die sich am Menschen orientieren.

Und noch etwas liegt mir am Herzen: Das Neugebore-
nen-Screening fUr MPS |. Jede Therapie braucht eines,
um wirken zu kdnnen: Zeit. Und Zeit haben wir bei MPS

nicht. Deshalb wiinsche ich mir, dass kein Kind mehr erst
dann Hilfe bekommt, wenn schon irreversible Schaden
entstanden sind. Jeder Tag, jede Woche zahlt.

Gerade in Osterreich haben wir ein Vorzeige-Neu-
gebornenscreening, das viele andere Lander in den
Schatten stellt. Aber MPS ist nicht dabei. Nicht ein-
mal MPS I. In den USA wird bereits flichendeckend
getestet, in Europa bisher nur in den Niederlanden.
Dabei ware es so einfach: Ein Tropfen Blut aus der Fer-
se konnte darlber entscheiden, ob ein Kind rechtzeitig
Hilfe bekommt.

Wir winschen uns kein Sonderrecht — nur gleiche Chan-
cen fur unsere Kinder. Denn je friiher die Diagnose, desto
groBer die Hoffnung auf ein Leben mit Perspektive. Auf
ein Leben mit Zukunft von Anfang an. Wann wird Oster-
reich endlich diesen Schritt vvagen7

make pane nts smlle

40 Jahre MPS Austria — das sind 40 Jahre Mut, Zusam-
menhalt und Menschlichkeit. Wir haben viel erreicht
- gemeinsam. Doch wir wissen auch: Es bleibt noch
viel zu tun.

Jede Therapie, jedes Lacheln, jede Familie, die Hoff-
nung schopft, erinnert uns daran, warum wir wei-
termachen. Fir die Kinder, die heute kampfen.
FUr die Familien, die uns vertrauen. Und fUr alle, die noch
kommen werden.

¥ >Werbespot

- -

Muh-Kuh? ™~
e

Diese Geschichte ist nicht zu Ende - sie geht weiter.
Mit neuen Ideen, neuen Generationen und derselben
Leidenschaft.

31



40 JAHRE MPS-AUSTRIA 2018 2021

Zulassung des Medikaments fir Ersmals digitale Aullenwerbung
1985 - 2025 Alpha-Mannosidose ?

- |
™
Neue Webseite Qg' ?- -@- OF D)
- — Hie ]
J o

. | | | _n_:.
e . zoos 25 Jahre MPS-Austria e o
15 Jahre MPS-Austria Jubilaumsfeier im
i o | Schlusselbegegnung mit Dr. Bundesministerium 1. MPS-Erwachsenentreffen 2022
Erstes dsterreichisches Kind Wolfgang Schissel: 4 ——
DY T in einer klinischen Studie | konferenz in Brissel 1.TV-Spot 201 4 =_ == = = Barbara Plecko publiziert die dsterrei-
\\V/// r_ Yl il zurVgrankergng Zulassung des Medikamentes = || = /| === chische Entdeckung von MPS X
.\,\ ,Z.. A SGLRare Diseases 'md7- - fir MPS IV e Erstes Online-Simulationstraining
7 \': \\\V/// SHmenprogramm ger St CHAME S r\dmpagrle
o //\\\\. | % _//_ Forderung eines MPS- Partnerschaft mit Vergissmein- 2023
N KL ;_// \\\\ Forschungsprojektes mmm#m nichtat C HAM P S
: o AN an der Uni Graz durch das . B! Vergiss
Wissenschaftsministerium Neuer MPS-Film mein ELINICAL HiGH AwWARENESS [MPSI
nicht

1996

Diagnose Maria (Tochter
von Michaela Weigl)

Erstes Simulationstraining

201 5 Erste MPS-Mutter(aus)Zeit

Erste MPS-Vater(aktiv)Zeit

Int. MPS-Network Meeting in

1 981 bt = Osterreich Anna Messenbock tbernimmt den
1991 2011 Areforoidung oregestiens
i ; o rster Newsletter per E-Mai
] ey P D e P s
Griindung Forschungs- Erster MPS-Fal N i momn
s 2 rster MPS-Falter MPps Botschafter Verleihung des Einfihrung der Online Spenden —
gesellschaft flr MPS Erste Webseite Spendengiitesiegels e
Start mit eigener Billettkollektion M
£ BEsar -
1997 B 3 PENDEN 2016 f e | LIPS
) = ———= BUTESIEGEL :
Grindung der OO Ges. fur & £ — Erstmals Charity beim Vienna Herausgabe 4. Auflage MPS-Buch
MPS durch Michaela Weig| s City Marathon Start Gemma MPS Challenge

1981 1982 1983 1984 1985 1986 1987 1988 1989 1990 1991 1992 1993 1994 1995 1996 1997

1985 1995 1999 2003 2006 i Soens Efanungen:

2019 2024

Vereinsgriindung 10 Jahre MPS-Austria Zulassung des Medikamentes | Zulassung des Medikamentes Pro Rare Austira . et Zulassung des Medikamentes J;!ﬁ”lllf augenhthe s
durch Marion Kraft Produktion flr MPS | far MPS I p10 rars ausiria T far MPS VI . gc-\. EYE LEVEL
und Susanne Kircher der ersten MPS-Filme allianz fir seltena erkrankungen . . .
> Anstellung der Vorstands- 1. Geschwisterkinderwoche r Physiotherapeutenschulung EAPS(;V\/eItkongrest mCV\/urzburg -
ienti - i - isation DACH
assistentin Christine Hauseder N L 201 2 Scientific Award Erste MPS-Erlebnistage o~ rganisation
€ues Logo @/ fir Susanne Kircher 1. MPS-Spendenlauf

j s Life for MPS Award Erste Teilnahme an der

2007 fur Michaela Weig! Friedensflotte Mirno More 2020

mps
1986

MPS-Weltkongress in
Osterreich

1. Plakatkampagne

Zulassung des Medikamentes 35 Jahre MPS-Austria

Online Kampagnen:

Erstmals MPS-Woche

1. MPS-Familien- . o far MPSVI Egtteenzaecnev%/gar;irf;mpagne aur It’s About Time (international)
konferenz mlrrcwkr:te\l/ao\:\s/ietlzgl tber- Erste Spendenmailings Fit im Sitzen & Super Selten
i Bundesverein 201 7 X o 2. Auflage MPS-Buch auf Englisch
2009 -1 DAS HIGHLIGHT IM JAHR:

PS-THERAFPIEWOCHE
Spendenbegunstigung Stellen Sie sich vos, es ist fhr Kind, Plakate mit Wolfgang Bock A 2025

IHRE SPENDE IST B b ) i Komplette Uberarbeitung Webseite
STE“ERI_IBH e ) BN Film: Erfolg durch Therapien Kampagne Abo mit Wirkung
ABSETZBAR Erste Aktionen zum Giving Neuer Werbespot

e R . SO 1461 =" ‘ Tuesday Neuer Imagefilm




MPS-AUSTRIA FEIERT 40 JAHRE

ANEKDOTEN AUS VIER JAHRZEHNTEN VON SUSANNE KIRCHER

Vierzig Jahre Gesellschaft
fiir Mukopolysaccharido-
sen, das sind liber vier-
zig Jahre ,Brennen”
fir eine Sache, die
das eigene Leben
stark  beeinflusst
und dominiert. Es
gibt viele Fakten
und Tatsachen, die
aufgezdhlt werden
kénnten, doch die
lange Zeit erlaubt Er-
innerungen auch aus
einer anderen Perspektive,
die eines Riickblicks mit Hu-
mor oder Wehmut. Wenn im Folgenden Personen
namentlich genannt werden, dann in Erinnerung
mit Respekt und Dankbarkeit und niemals mit dem
Hintergedanken, sie blo3zustellen. Viele von diesen
Kolleginnen und Kollegen aber auch Freunden, sind
leider bereits verstorben, sodass die Erinnerungen
an sie in mir weiterhin lebendig sind und ich keinen
von ihnen vergessen werde und mochte.

Von Mausen (hoppla Reptilien) und Menschen
Mein erster Chef am Institut fir Medizinische Chemie
war Professor Erich Kaiser, dessen wissenschaftliches
Interesse den Reptilien und deren Giften galt. Als eine
der Hauptsubstanzen dabei untersuchte er die Muko-
polysaccharide, auch chemisch als Glykosaminoglykane
bezeichnet. Ein Teil davon besteht aus den Uronsduren,
die man - aus dem genannten Interesse - am Institut
bereits bestimmen konnte. Meine Aufgabe als Labor-
Neuling war es, die Mukopolysaccharide oder Glykosa-
minoglykane aufzutrennen. Aber es dirfe nichts kosten
und ich sollte nur verwenden, was am Institut vorhan-
den war. Die Untersuchung war zunachst nicht primar
fir menschliche Proben gedacht und schon gar nicht
zur Identifizierung von Patienten mit einer Mukopoly-
saccharidose. Dies oblag dem Institut fir Neurochemie
von Professor Bernheimer, wo man biochemisch aus
Hautfibroblasten oder Leukozyten (den weilSen Blut-
korperchen) manche der involvierten Enzyme messen
konnte, fir MPS I, (MPS Il) MPS 1lIB und MPS VI. Die ersten
Patientinnen die Marion und ich kennen lernten, waren
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daher Patientinnen mit MPS I, (eventuell MPS 11), MPS 11IB
und VI. Auf Basis dieses Beginns waren es letztlich fast
40 Jahre, an denen in der,Diagnosestelle” MPS und &hn-
liche Erkrankungen mittels der Stoffwechselprodukte im
Urin untersucht wurden. Und wo sich knapp vor meiner
Pensionierung erstmals Hinweise auf eine noch unent-
deckte Form von MPS, dem MPS Typ X, ergeben sollten.

Wink des Schicksals oder Zufall?

Meine Schwiegermutter Lilly stammte aus Piburg im
Otztal, sie kam aus der Familie der sogenannten ,Seehi-
ter” des Piburger Sees. ,Seehiter” sind so etwas wie Ver-
walter des Sees, ahnlich Jagdaufsehern. Nach dem Krieg
wanderte sie als Krankenpflegerin nach Sheffield aus, wo
sie meinen Schwiegervater Bing Fang kennenlernte. Er
stammte aus China und studierte in Sheffield Medizin.
Bald darauf folgte sie im nach China wo sie zwei Sohne
bekam, der jingere wurde mein lieber Ehemann Mingte.
Bei unserer Hochzeit stellte uns Lilly ihre Freundin Mutz
und deren Tochter Mausi vor. Sie luden uns ein sie das
nachste Mal in Piburg zu besuchen, was wir auch taten.
Ich machte grol3e Augen, als sich herausstellte, dass das
Haus jenes von Meinrad Pfaundler war, jenem Kinderarzt
und Professor, der als Erster eine Mukopolysaccharidose
Typ I beschrieben hat. Auch der Piburger See war in sei-
nem Besitz. Da er keine eigenen Kinder hatte, vermachte
er nach dem Krieg sein Haus seiner Nichte Mutz.

Unvergessenes MPS-Treffen in Essen

Die ersten Treffen der Deutschen MPS-Gesellschaft fan-
den unter anderem in einem kirchlichen Heim in Essen
statt. Ich war dort gemeinsam mit meinem Mann. Die
ndchtliche Betreuung der Kinder fand wahrend der ge-
selligen Stunden der Eltern im Speisesaal durch einen
Gangdienst statt, der immer wieder in die Zimmer der
Familien schaute. Nicht ganz erklarlich war es, warum
unser Gandienst auch unser Zimmer in den Betreuungs-
dienst mit aufnahm und im Zimmer stand,,um zu schau-
en ob alles in Ordnung ist".

Einer der eingeladenen Hauptredner war Dr. Ed Wraith
aus Manchester, wo es ein grof3es und fur Europa da-
mals einmaliges Betreuungszentrum fur MPS-Erkrankte
an der Kinderklinik gab. Er zeigte eine Dose Hundefutter
mit Knochenmark als Inhalt, und begann den Vortrag
damit:,Was fir Hunde gut ist, ist auch fir Menschen gut

- Knochenmark!” Marion Kraft war hinterher ziemlich
auBer sich und sagte, dass sie der Vortrag zwei Topfen-
golatschen gekostet habe. Sie meinte, dass erst zwei der
Kostlichkeiten ihre Nerven beruhigt hatten. Tatsachlich
markierte dies jedoch den Beginn der Ara der Knochen-
markstransplantationen, die gerade in Manchester sehr
frih begonnen wurden.

An einem der Tage stlrzte Dr. Adrian Sewell Uber eine
Stiege und verletzte sich am Bein. Adrian Sewell hat als
Biochemiker im Labor an der Kinderklinik in Mainz be-
gonnen, wichtige Untersuchungsmethoden bei MPS
und ahnlichen Erkrankungen zu etablieren. Bisher un-
eingeschrénkt bedeutsam ist die Auftrennung der Oli-
gosaccharide, die bis heute verwendet wird. Adrians
Bein schwoll mehr und mehr an, und alle Arzte standen
staunend um ihn herum, niemand unternahm etwas.
Da leistete ich erste Hilfe mit einem nassen Handtuch
und Hochlagerung und es half. Zu dieser Zeit war ich
jedoch noch in meiner Facharztausbildung zum Patho-
logen, was alle letztlich sehr erheiternd fanden.

Die englische Nachbarin

Nach einem der MPS-Treffen in London fuhr ich mit dem
Zug nach Manchester,um dort etwas im Labor zu lernen.
Im Zug sal? eine etwas dltere Dame vis-a-vis, die das Ge-
sprach suchte, auch sie fuhr nach Manchester. Nun, nach
einer Weile, wahrscheinlich fiel mir ein Wort nicht in Eng-
lisch ein, fragte sie mich, woher ich denn kdme. Als ich
Wien sagte, fing sie zu lachen an, denn sie stammte aus
Villach im Stden Osterreichs. Sie arbeitete an der Abtei-
lung von Dr. Ed Wraith als Krankenschwester, sodass wir
sogar den gleichen Weg hatten. Genau genommen war
sie am Ossiachersee aufgewachsen, wo meine Eltern seit
meiner Kindheit ebenfalls ein Haus besallen. Nach ihrer
Pensionierung zog sie wieder zuriick nach Karnten und
wir treffen uns seitdem immer wieder mal in Karnten -
und sprechen deutsch!

Die verlorene Wette - oder doch nicht?

Marion und ich nahmen am Beginn der MPS-Aktivitdten
jedes Jahr an den MPS-Treffen der Englischen MPS-So-
ciety teil. Bald waren auch immer Familie Brigitte und
Jargen Zumbro mit ihrer Tochter Nathalie mit von der
Partie. England ist deutlich gréBer als Osterreich und es
verwundert nicht, dass bereits beim 2. Treffen Gber 40
MPS-Patientinnen und deren Familien vor Ort waren. Es
waren also immer sehr grol3e Treffen mit insgesamt 200
Teilnehmer:innen und mehr! Der besondere Galaabend
bot allerlei Uberraschungen, ein Festmahl, Musik und
Tanz. Gerade in den ersten Jahren musste man sich vor
,Octopussy” in Acht nehmen. Dr. Donald Hugh Garrow
war ein mehr als sportlicher Kinderarzt (Teilnehmer im

olympischen Team 1948) und er umklammerte immer
seine jeweilige Tanzpartnerin mit allen nur verflgbaren
Armen, wie eben eine Krake. Brigitte und Jirgen boten
mir mehr als einmal Schutz vor dem Entdecktwerden.
Als wir alle zusammen Donalds Haus besuchten, zeig-
te er uns 10 Schlafzimmer und unglaublich viele Bade-
zimmer und er bot Brigitte und mir sofort an, in seinem
Haus zu Ubernachten. Doch nun zur Wette: Der Kinder-
arzt Dr. Ed Wraith aus Manchester und der Biochemiker
Dr. Charles Pennock aus Bristol schlossen eine Wette ab,
dass derjenige verliert, der bis zum nachsten MPS-Tref-
fen nicht 10 kg abnehmen wurde. Der Einsatz bei Ed
war sein langer und fUr ihn typischer Rossschwanz, der
zuletzt fast bis zur Taille reichte. Nun, die Auflésung der
Wette kam naher und da Ed nicht mehr als 10 kg abge-
nommen hatte, wurde ihm bereits ein Handtuch Uber
die Schultern gelegt und eine Schere bereitgelegt. Alle
Teilnehmer:innen des Galaabends waren rund um ihn
gescharrt. Mit gro8er Spannung wurde Charles erwartet,
der lachend und in voller Pracht und Groe erschien, bei
ihm war keine Rede von 10 abgenommenen Kilos. Alles
endete in grol3em Geldchter und Charles und Ed gingen,
mit voller Haarpracht, auf ein Bier an die Bar.

Schwierige Anfange der Enzymersatz-
therapie und die omindsen Emails

Beim Internationalen MPS-Symposium 1996 in Wollon-
gong in Sudost-Australien stellte Prof. John Hopwood
aus Adelaide die ersten erfolgreichen Versuche der En-
zymersatz-Therapie an Katzen mit MPS VI vor. Sein Team
produzierte das Enzym in ,Mini-Bioreaktoren” aus Zell-
kulturen und seine Versuche und Erfolge waren sicher-
lich Vorreiter fUr alle weiteren Therapien bei den Mu-
kopolysaccharidosen. John erwdhnte dabei, dass der
Prototyp des Reaktors aus Wien von der Universitat fur
Bodenkultur stammte. Zurlck in Wien, nahm Marion
Kraft sofort Kontakt zu Professor Hermann Katinger, dem
Pionier der angewandten Zellkultur und Grinder der
Polymun Scientific auf. Er und sein Mitarbeiter, damals
noch Dozent Otto Doblhoff-Dier, zeigten uns die Haupt-
anlage der Firma Polymun in einem Nebengebdude der
Universitat und versicherten, dass die Produktion und
Reinigung des Enzyms Arylsulfatase B aus tierischen
Zellkulturen technisch machbar sei. Es musse erst nur
ein laufendes Projekt fertig werden. Marion und ich er-
lebten hochst spannende Besprechungen, da ein En-
zym zur Heilung plétzlich so nahe erschien. Den Vertrieb
wollte Marion Kraft organisieren. SchlieSlich kam Profes-
sor Hopwood nach Wien und es wurde bereits ein Vor-
vertrag unterzeichnet. Es stellte sich heraus, dass das be-
gonnene Projekt nicht und nicht abgeschlossen werden
konnte, sodass Professor Katinger anbot, eine internatio-
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nale Ausschreibung zu machen, Otto Ubernahm dies. Da
bot sich die Firma Biomarin, damals noch ein kleines Un-
ternehmen in den USA an, diesen Auftrag anzunehmen.
Wieder kam John Hopwood und die Verhandlungen
wurden in Wien beendet und alles weitere mit Biomarin
geregelt. Marion und ich waren in den englischen Ver-
handlungen nicht so firm mit der Sprache, doch immer
wieder viel das Wort ,Email”. ,Email sagte, Email meinte,
Email bestatigte’, Marion und ich waren ganz verwirrt
und ratlos, denn wir hatten keine Email bekommen oder
gelesen. Nun, es |6ste sich auf, als wir bemerkten, dass
die Rede von Dr. Emil Kakkis war, Email war ,Emil” eng-
lisch ausgesprochen. Dr. Kakkis war damals ein Mitarbei-
ter der Pionierin fur Stoffwechselerkrankungen und lyso-
somale Erkrankungen mit den Mukopolysaccharidosen,
Frau Prof. Elizabeth Neufeld aus Californien. Er begriinde-
te — sehr erfolgreich — die Firma Biomarin, die als erstes
auf Basis der Vorarbeiten von John Hopwood das Enzym
zur Behandlung einer MPS VI produzierte. Der Einsatz
Osterreichs und Marions sollte sich lohnen: In die erste
durchgefthrte Studie mit nur sechs amerikanischen Pa-
tienten wurde zusatzlich Christoph Rechberger aus der
Steiermark als einziger nichtamerikanischer Patient auf-
genommen.

Die drei Musketiere und das vaterliche Musketier
An der Kinderklinik in Mainz, wo ich bereits ab den Acht-
zigerjahren mehrmals Methoden zur Untersuchung ly-
sosomaler Erkrankungen kennenlernte, hat Professor
Michael Beck, Kinderarzt und Genetiker, die Villa Meta-
bolica, ein erfolgreiches und wichtiges Zentrum fur Pa-
tientinnen mit Mukopolysaccharidosen und @hnlichen
Erkrankungen, begrindet und lange Zeit erfolgreich
gefihrt. Am Beginn war jedoch auch Michael im Labor
tdtig, gemeinsam mit Dr. Adrian Sewell, einem Biochemi-
ker, und Professor Bertram Pontz, einem Kinderarzt und
Biochemiker, der spater nach Minchen wechselte. Bei al-
len Kongressen und Konferenzen, wie auch MPS-Treffen,
waren alle drei fast immer gemeinsam vertreten, was
ihnen den Spitznamen ,die drei Musketiere” einbrachte.
Sie zu treffen bereitete immer besonderes Vergntigen, da
sie aullerordentlich nette Kollegen waren! Einmal durfte
ich im Rahmen eines , Lern”-Aufenthaltes bei Adrians Fa-
milie Ubernachten und Adrian bot mir an, am Samstag-
morgen gemeinsam mit ihm auf den Markt in Mainz zu
gehen. Ich machte dort grol3e Augen, denn ich hatte in
Osterreich noch nie so grolRe ,Zucht’-Heidelbeeren und
Himbeeren gesehen wie dort! Heidelbeeren gréBer als
Weintrauben, Riesenhimbeeren! Der Marktverkdufer bot

36

mir an welche zu kaufen, doch ich lehnte ab, ich war nur
vollkommen hingerissen. Da bot er mir an, mit ihm doch
zum Pflicken mitzukommen, wenn es der Papa erlaubt.
Der ,Papa” war Adrian mit den ergrauten Schlafen und
der war ziemlich verdattert, er ist nur wenig alter als ich.

Meine schonsten Reisen fiir MPS und mein

schonster Moment

Mit grolBer Dankbarkeit muss ich rickblickend sa-
gen, dass mir meine Zeit mit und fir MPS die schons-
ten Reisen bescherte, die ich sonst nie erlebt hatte.
Ob esnun ein MPS-Treffen in Leanyfalu/Ungarn war, wo sich
die englischen Teilnehmerinnen so gar nicht mit Liptauer
und Paprika zum Frihstlck anfreunden konnten und auf
Chips und ErdnUsse auswichen. Oder in Moskau/Russland,
wo uns Frau Professor Krasnopol'skaia ins Bolschoi-Theater
einlud, um eine wundervolle und vollkommen leise Ballett-
auffiihrung von Cinderella zu sehen. Noch heute trage ich
die Armbanduhr vom Moskauer Flughafen, weil meine Uhr
dort den Geist aufgegeben hatte.

In Peking/China fuhrte man ,Professor Susi” durch das
Krankenhaus Nummer 1 und zeigte mir Fotos chinesischer
MPS-Patientinnen — unvergesslich war die Begehung der
Druckkammer, wo jeder Patientenplatz ein Deckchen mit
Teetasse hatte.

Ich erinnere mich an den Strand von Usedom, wo zwi-
schen Schnee und Sand Muscheln hervorlugten, und an
Wollongong/Australien, wo wir Wirstchen vom Grill mit
Wissenschaftlerinnen aus aller Welt verspeisten. Oder an
Kirkkonummi/Finnland, wo die Teilnehmerinnen nach
der Sauna in der Ostsee badeten. Und an Pozzuoli bei Ge-
nua/Italien, wo zwar alle Einheimischen wussten, dass es
Busse gibt — aber niemand, wo und wann einer kommt.

Unvergessen ist mein Besuch in Boston/USA, wo man zum
mehralssparlichen Frihstick mitKaffeeim PlastikbecherBa-
gelsbekam, die statt Haselnlssen Rostzwiebeln enthielten...

Den wohl schonsten und Uberwaltigendsten Moment er-
lebte ich 2016 in Bonn/Deutschland beim Internationalen
Symposium fur MPS und dhnliche Erkrankungen, als man
mir den Wissenschaftspreis flr MPS Uberreichte.

Mein groSer Dank gilt allen Kolleg:innen und den MPS-Ge-
sellschaften, die mir das ermoglicht haben — solche Mo-
mente kann man niemals vergessen!

. PODIUMSDISKUSSION MIT CONNY WINIWARTER

Conny Winiwarter hat als Moderatorin ganz wunderbar
durch das Jubildumsfest "40 Jahre MPS Austria" gefihrt.
Auf ihrer Webseite schreibt sie anschliefend in einem
Blogbeitrag diese Zeilen:

Ein unfassbar schones und berihrendes Fest mit der
"MPS-Familie" in Wien.

"Wir sind eine Familie"

Es war so schon, diese Liebe, diesen Einsatz, diesen Zu-
sammenhalt zu spuren. Der ganze Raum war erfillt von
dieser Hingabe. Sowohl am Podium als auch im Publi-
kum waren sich alle einig:,Wir sind eine Familie". Was fur
ein schones Gefhl, mit meiner Stimme und Moderation
etwas zum Gelingen dieses Familienfestes beigetragen
zu haben! Es hat mich wirklich tief berthrt, die Lebens-
freude dieser Kinder zu sehen.

Etwas zuriickgeben: "Pro Bono"-Moderation

FUr mich ist es extrem wichtig, in meinem Leben etwas
zurlckzugeben, etwas Gutes zu tun. Deshalb habe ich
diese Moderation "Pro Bono" durchgefihrt. Danke fur
das Vertrauen und dass ich Teil dieses wunderschénen
Festes sein durfte. Diese Moderation hat mich tief be-
wegt und mich daran erinnert: Das Leben ist wunder-
schon. Und unsere Probleme manchmal wirklich klein.
Wenn du gesund bist, hast du schon mehr als diese Kin-
der. Dafur sollten wir jeden Tag dankbar sein.

Unseren Podiumsgésten hat sie Fragen zum Verein bzw.
dazu, wie sie den Verein erleben, gestellt. Einen Auszug
daraus mochten wir hier abbilden:

Zwei Fragen an Lukas, der als Vertreter der
Patient:innen auf der Biihne war:

Was ist fiir dich wichtig oder besonders an MPS-Austria?
MPS ist wie eine grol3e Familie. Wir unterstitzen uns
gegenseitig. Besonders die Therapiewoche bietet
einen tollen Raum, um sich auszutauschen und
Freunde wiederzutreffen. Aber auch die gemeinsamen
Erfahrungen sind etwas ganz Besonderes — wir erleben
vieles zusammen, und das verbindet uns.
Sehrwichtigist fir mich auch der Informationsaustausch.
Wenn jemand Fragen oder Herausforderungen hat,
kann man sich gegenseitig helfen. Man bekommt
Unterstitzung — sei es durch andere Betroffene oder
durch die Arztinnen und Arzte, die dabei sind. Solche
Dinge sind einfach wertvoll. Und genau deshalb ist MPS
fur mich so wichtig.

Was wiirdest du Menschen sagen, die neu zu MPS
kommen wollen?

Kommt vorbei! Es ist wichtig — und es tut nicht weh.
Wir sind eine groe Familie, und hier kann man echte
Freunde finden. Wenn man einmal dabei ist, lasst einen
diese Familie nie wieder los. Man hat immer das GefUhl,
willkommen zu sein — so wie man ist.

Zwei dhnliche Fragen an Saskia, langjdhriges
Vorstandsmitglied und Vertreterin der Eltern auf
der Biihne:

Was war fiir dich am Verein besonders hilfreich?
Frmich war am Verein besonders hilfreich, dass ich nicht
allein war. Dieses Geflihl, Unterstltzung zu bekommen,
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hat mir unglaublich viel bedeutet. Als ich die Diagnose
bekam, hatte ich das Gefuhl, mir wirde der Boden unter
den Ful3en weggezogen. Ich wusste nicht, wie es weiter-
gehen sollte, und dachte, alles sei vorbei. Ich habe viel
geweint und mich sehr allein geftihlt. Damals sagte mir
Professor Bodamer, dass es einen Verein gibt und eine
ganz liebe Dame, die sich darum kiimmert, und dass ich
einfach anrufen soll. Ich habe nicht gezdgert und so-
fort angerufen — und wurde so herzlich aufgenommen.
Diese Warme und Unterstttzung haben mir unheimlich
geholfen: mit meinen Sorgen, meiner Trauer und dabei,
wieder aufgebaut zu werden.

Du warst lange aktiv im Vorstand — was méchtest du
anderen Familien mitgeben, die vielleicht noch z6gern,
sich einzubringen oder Hilfe anzunehmen?

Unbedingt kommen. Wir modgen uns, wir respektieren
uns und wir verstehen einander.

Zwei Fragen an Susanne, die als Vertreterin fiir
unser Dream-Team bei der Therapiewoche an der
Diskussion teilnimmt:

Was hat dich dazu motiviert, bei der MPS-Therapiewo-
che mitzuwirken — und was begeistert dich daran bis
heute?

Ich wurde 2022 von Anna kontaktiert, die zuvor bereits
bei mir in Behandlung war. Sie fragte, ob ich spontan zur
Therapiewoche mitkommen kénnte, da eine Physiothe-
rapeutin gebraucht wurde und ich sagte kurzerhand zu.
Kurzzeitig war ich unsicher, weil ich damals drei kleine
Soéhne hatte. Doch sie durften mitkommen, und auch
meine Mama zur Unterstitzung. Wir waren am Ende alle
sehr begeistert, es war flr uns eine grole Bereicherung.
Mein erster Sohn ist 2015 geboren, in einem Jahr voller
negativer Schlagzeilen, was mir als Mutter viele Sorgen
bereitete. Nach der Therapiewoche dachte ich:,Es macht
Sinn, was ich mache - ich kann etwas Positives bewirken.
Das meinen Kindern vorzuleben, finde ich wunderbar.

Du kennst die Familien aus der Néhe: Was macht die
Arbeit mit ihnen so besonders?

Insgesamt ist die Arbeit als Therapeutin eine sehr span-
nende Arbeit. Im Prinzip kann man sich kaum vorberei-
ten, weil jede:r Patient:in sehr indiviudell ist. Somit hat
man die Mdglichkeit, sein ganzes Spektrum an Techni-
ken anzuwenden und anzupassen. Oft kann man die Er-
folge gleich splren und weil3, dass man etwas bewirkt
mit der eigenen Arbeit.
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Fragen an Florian Lagler, den Vertreter der
Mediziner:innen, die mit uns zusammenarbeiten:

Warum hast du dich entschieden, fiir MPS Austria da zu
sein?

Es ist offensichtlich, dass MPS-Familien einen besonders
hohen Bedarf fir kompetente und engagierte Hilfe
haben. Gleichzeitig splrt man bei MPS Austria das grofse
Engagement vieler Menschen. Und das fuhrt dazu, dass
derEinsatzauch eine starke Wirkung hat, weil alle an einem
Strang ziehen. So macht es Freude, sich zu engagieren.

Du schulst Eltern mit Simulationstrainings - Was
beeindruckt dich an den Familien oder Patient:innen?
Bei den Trainings finde ich sehr beeindruckend,
dass Eltern und Geschwister sich diesen stressigen
Situationen ohne Zdgern stellen. Egal, ob mit oder ohne
medizinischem Hintergrund, ob erfahren, schiichtern
oder draufgangerisch - alle wollen bestmdglich
vorbereitet sein, auch wenn sie daflr ihre Komfortzone
verlassen mussen. Viele erkennen rasch, dass sie dabei
weit mehr lernen als medizinische Handgriffe. Sie
teilen sehr offen Ihre Angste und Befiirchtungen und
kdnnen sich so auch emotional optimal auf den Ernstfall
vorbereiten. Oft hore ich in Berichten tber echte Notfélle:
Jch hatte nicht gedacht, dass ich so ruhig bleiben
wdirde!” Das ist natUrlich in hohem Mal3e motivierend
fur die Fortfihrung der Trainings.

Susanne Kircher, die unseren Verein 1985 gemeinsam
mit Marion Kraft gegriindet hat, wird gefragt, wie MPS
Austria damals entstanden ist und was der Ausloser
fur die Vereinsgriindung war.

lhre ausfihrliche Antwort findet sich zum Teil in den
Anekdoten aus vier Jahrzehnten wieder (siehe Seite 34).

Die Frage an mich, MichaelaWeig|, die Conny liebevoll als
Seele des Vereins bezeichnete, betraf meine Motivation,
den Verein damals zu Gbernehmen — und was mich bis
heute dabei hélt. Ersteres, denke ich, habe ich in meinem
Festvortrag beantwortet (siehe Seite 28). Und Letzteres
ist klar:Ich liebe all diese Familien, ich liebe meine Arbeit
— und ich habe wohl meine Berufung gefunden in dem,
was ich mache. So wie ich 1996 eine Gebetserhorung fir
meine Vorgangerin Marion war, so hoffe ich auch bald
auf eine solche Gebetserhérung. Denn ich winsche mir
nichts mehr, als dass der Verein in guten Handen bleibt
und niemals aufhort, eine ,Familie” zu sein.

Michaela Weigl

WENN GEMEINSCHAFT SPURBAR WIRD

Aufgrund meiner Knieverletzung im Sommer war lange
unklar, ob wir am Jubildumswochenende teilnehmen
kdnnen. Zum Gluck besserte sich die Situation
rechtzeitig, sodass wir die Reise doch antreten konnten
—und dartber waren wir sehr froh.

Der Freitag begann flr uns mit der Feier zu 40 Jahre
MPS Austria — eine rundum gelungene Veranstaltung,
die nicht nur unterhaltsam, sondern auch informativ
und bewegend war. Es war deutlich spurbar, wie viel
Engagement und Herzblut Michaela, Anna und das
gesamte Team in die Vorbereitung gesteckt haben.

Bei einem ausgezeichneten Buffet bot sich reichlich
Gelegenheit zum Austausch mit anderen Familien
und Betroffenen. Besonders viel Freude bereitete die
Fotobox, die fir viele lachende Gesichter und schéne
Erinnerungen sorgte — eine willkommene Mdaglichkeit,
einfach einmal abzuschalten.

Ein herzliches Dankeschon an das Team fUr diesen
rundum gelungenen Nachmittag und Abend.

Doch mitderJubildumsfeier war es noch nicht getan —wir
wurden zu einem Jubildumswochenende eingeladen,
das wir mit unserer grolen MPS-Familie verbringen
durften. Der Samstag startete mit einem gemeinsamen
Spaziergang zur Remise, wo wir spannende Einblicke
in das historische Verkehrssystem Wiens erhielten. Im
Anschluss wurde der Prater in typischer MPS-Austria-
Manier,unsicher gemacht”. Ob hoch hinaus, schnell, wild
oder gruselig — fir jede und jeden war etwas dabei.

Der Tag war lang, aber voller Lachen, Freude und
Erlebnisse — und verging viel zu schnell. Beim
gemeinsamen Abendessen wurde kostlich gespeist und
viel geredet. Es war sehr gemutlich.

Am Sonntag hiel es nach dem  Frihstick
Abschied nehmen - mit einem etwas wehmutigen
GefUhl, denn zu Hause warteten bei den Kindern
noch Hausaufgaben und Lernen, sonst waren
wir gerne bis zum Mittagessen geblieben. Wir
freuen uns aber schon jetzt auf ein Wiedersehen.

Ein grol3es Dankeschon fur die vielen schénen, lustigen
und unvergesslichen Stunden!

Rosemarie




MPS-AUSTRIA FEIERT 40 JAHRE

40 JAHRE MPS AUSTRIA - EIN FEST VOLLER GESCHICHTEN,
BEGEGNUNGEN UND DANKBARKEIT

Es war so weit: MPS Austria wurde 40 Jahre alt - vier
Jahrzehnte voller Herausforderungen, Entwicklungen
und gemeinsamer Wege. Was einst mit hilfesuchenden
Familien begann, ist heute eine starke Gemeinschaft —
fUr viele sogar zu einer zweiten Familie geworden.

Esist schwerin Worte zu fassen, wie etwas so Belastendes
wie eine seltene Krankheit zum Treibstoff und zur Quelle
von Zusammenhalt, Engagement und echter Hingabe
werden kann.

Das 40-jahrige Jubildum hat eindrucksvoll gezeigt,
was in all den Jahren flr die Patientinnen und ihre
Familien erreicht wurde. Und es wurde durch die sehr
wertschatzenden Ehrungen sichtbar, wie viele Menschen
— mit kleinen und groflen Beitrdgen - mitgestaltet,

40 Jahre MPS Austria — das ist nicht nur ein Jubila-
um, sondern ein Stilick Geschichte. Wir wollten das
mit etwas Personlichem feiern.

Fiir jeden Buchstaben von V.I.E.R.Z.1.G. haben wir ein
Wort gefunden, das fiir uns den Verein beschreibt:

Vielseitig, Inspirierend, Einzigartig, Respektvoll,
Zielstrebig, Ideenreich und GroBartig.

Weil MPS Austria fiir uns genau das ist - vielseitig im
Einsatz, inspirierend im Miteinander und grof3artig
im Herzen.

Maria und Bea

mitgetragen und weiterentwickelt haben.

An diesem Jubildumstag wurde viel erzahlt, diskutiert,
gelacht, getanzt — und vor allem: gedankt.

Die Wertschatzung gegentber allen, die sich fur MPS
Austria engagieren, war spurbar. Besonders Michaela
Weigl wurde fUr ihren unermddlichen Einsatz herzlich
und ehrlich gewrdigt — in Worten, Gesten und stillen
Momenten.

Mit diesen Gedanken und Gefihlen blicke ich auf einen
besonderen Abend zurlick. Und danke allen, die dieses
Jubildum mit mir geteilt und mitgestaltet haben.

Balint
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FEIERN, STAUNEN, WIEDERSEHEN - UNSER MPS-JUBILAUM

Auch Elias und ich durften an diesem besonderen Wo-
chenende teilnehmen. Man freut sich ja immer, wenn
solche Veranstaltungen stattfinden — aber dieses Mal
war es etwas ganz Besonderes: 40 Jahre MPS!

Schon bei der Ankunft in der U-Bahn-Station trafen
wir auf Marianne, Karli und Georg. Die liebevolle Be-
grtllung war flr uns ein wunderschoner Start in das
Jubildumswochenende. Nur wenige Minuten spater be-
gegneten wir einer MPS-Familie nach der anderen — es
wurde umarmt, gelacht und geplaudert.

Allein dieser herzliche Empfang zeigt, was MPS bedeu-
tet: Zusammenhalt, Gemeinschaft, Familie.

Die Veranstaltung war — wie immer — von Anfang
bis Ende perfekt organisiert. Ein groles Dankeschon
an Michaela, Anna und alle Helferinnen und Helfer!
Besonders berlihrend war der Auftritt der Kinder zu
Beginn - ein Gansehautmoment. Auch das Buffet war
hervorragend — da war fUr jeden etwas dabei. Die ver-
schiedenen Stationen machten Jung und Alt gro3en
Spal3, und Elias hatte riesige Freude an der Fotobox —am
liebsten hatte er diese Ecke gar nicht mehr verlassen! Ein
wirklich gelungener Abend.

Am Samstag trafen wir uns alle im StraBenbahnmuseum
in 1030 Wien. Ein sehr spannender Ausflug -
besonders fir FElias, der offentliche Verkehrsmittel
Uber alles liebt. Die alten Autobusse hatte ich selbst
gar nicht mehr so im Kopf, umso interessanter
war es auch fur mich, sie wiederzusehen.
AnschlieBend ging es in den Prater, wo wir
noch einen gemutlichen Spaziergang machten.
Am Abend wurden wir alle zu einem gemeinsamen
Essen eingeladen — ein wunderbarer Abschluss fur
diesen Tag.

Vielen lieben Dank, liebe Micha-
ela und liebe Anna, fur die-
sen  schonen  Samstag.
Es ist jedes Mal eine grof3e
Freude, alle wiederzusehen,
sich auszutauschen und ge-
meinsam neue Erinnerungen
zu schaffen.

Oma Carina und Elias

40 Jahre MPS - was fiir ein Stiick!
Viel Mut, viel Herz, so manches Gliick.
Ein Funke Hoffnung, klein und zart,
wuchs langsam -

wurde riesengrof3 mit Herz und Tat.

Gemeinsam stark durch dick und diinn,
wo manche dachten: ,Wie soll das gehn?”
Habt ihr gezeigt, was moglich ist,
wenn Menschlichkeit der Kompass ist.

40 Jahre Forschen, Fiihlen, Leben,
so viel Kraft, die ihr gegeben.
Aus Sorge wurde Miteinander,
aus Schmerz ein ,Wir"

- bestandig, wandernd.

40 Jahre Mut und Licht,
ein Danke, das aus Herzen spricht.
Fur all das, was schon war und bleibt -
die Liebe, die uns weiter treibt.

Auf 40 Jahre Mut und Licht,
auf all das, was die Zukunft noch spricht:
Gemeinsam stark - das bleibt bestehen -
auf viele Jahre Wiedersehn!

Tabea Typolt
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GEMEINSAM SIND WIR VIELE & WAS DIE GEMEINSCHAFT FUR

UNS FAMILIEN BEDEUTET

i\4

Am 10.10.2025 durften wir an der 40-Jahr-Feier von MPS
Austria in Wien teilnehmen — und es war eine wunder-
schone und sehr besondere Veranstaltung, die mich tief
berthrt hat. Zu sehen, wie die Organisation die Jahre
Uber gewachsen ist, beeindruckte mich sehr. Die Feier
war informativ, liebevoll gestaltet und zeigte eindrucks-
voll, wie viel Herz, Engagement und Zusammenhalt in
dieser Gemeinschaft stecken.

Als Mama eines Kindes mit MPS bedeutet mir diese
Selbsthilfegruppe unglaublich viel. Zu spiren, wie viel
Kraft, Liebe und Zusammenhalt in dieser Gemeinschaft
stecken, berthrt mich immer wieder besonders tief. Sie
zeigt, dass wir alle — trotz der Herausforderungen, die
diese Erkrankung mit sich bringt — nicht alleine sind.

MPS Austria bietet seit 40 Jahren Unterstltzung, Infor-
mation und Verstandnis fur betroffene Familien. Es ist so
schon, wie viel Engagement und Herzlichkeit in diesem
Verein steckt — es wird gelacht, geweint, geteilt und ge-
tragen —und genau das macht MPS Austria so besonders.

Ich bin unendlich dankbar, Teil dieser MPS-Familie zu
sein. Auch wenn ich fast zwei Jahre gebraucht habe, um
mich zu melden — damals aus Angst und Unsicherheit-,
bin ich heute sehr froh lber diesen Schritt. Hier treffe
ich Menschen die verstehen, was wir als Familie erleben,
und die dhnliche Sorgen und Hoffnungen teilen. In die-
ser besonderen Familie fuhle ich mich aufgehoben, ver-
standen und nicht allein.

Tanja

Zum 40-jahrigen Jubildum wurde uns die Frage gestellt:
Was bedeutet die MPS-Gemeinschaft fur dich?”

Viele antworteten :,Es ist wie eine Familie Und tatsach-
lich — MPS Austria ist fUr viele von uns ein Stlck Familie
geworden.

Doch fur mich personlich bedeutet diese Gemeinschaft
noch mehr: Dank Michaela Weigl und ihrem engagierten
Team haben wir jedes Jahr die Mdglichkeit, uns im Rah-
men der Therapiewoche zu treffen. Diese Woche bietet
nicht nur wichtige therapeutische Unterstltzung — etwa
Physiotherapie, Massagen oder arztliche Konsultationen

- sondern auch viel Gelegenheit zum Austausch.
Andrii

40 Jahre MPS Austria — ein besonderes Jubildum, das in
einem wirdigen Rahmen gefeiert wurde.
Ein Wort, das besonders im Gedachtnis geblieben ist
und unseren Verein am besten beschreibt, ist ,Familie”.
Der Verein ist wie eine zweite Familie, mit der wir ver-
bunden sind. So war es auch diesmal wieder schon, uns
wiederzusehen, gemeinsam das besondere Jubildum zu
feiern und im Anschluss gemeinsam entspannte Tage
miteinander zu verbringen.
So ein Geburtstag ist immer ein Anlass fur eine Rick-
schau, sich zu erinnern, was war und diese Geschichten
auch mit den neuen Familien, die noch nicht so lange
dabei sind, zu teilen. So ein Anlass gibt uns die Mdglich-
keit, gemeinsam zu reflektieren, was uns als MPS-Austria-
Familie ausmacht, wofUr wir stehen und wie wir unsere
Zukunft gemeinsam gestalten wollen.

Peter

- tcken GLIGWUN SR |

s

b
Es war eine wunderschone und lustige Jubildaumsfeier.
Was mich auch sehr bewegt hat, dass sich herauskristal-
lisiert hat — dass wir eine FAMILIE sind. M‘;ﬂq

F fantastische Familie

A Akzeptanz

M menschlich

| innig

L Liebe

| imponierend

E  ehrlich, einflhlsam, einzigartig, engagiert

Christa und ich waren 2007 erstmals bei der
Therapiewoche und fuhlten uns sofort gut aufgehoben
- wie es bei einer Familie ist. Seitdem durften wir schon

viele wunderschdne Begegnungen erleben.
Martina & Martin
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BIOMARKER HEPERANSULFAT

HEPARANSULFAT UND DAS GEHIRN: WARUM ES BEI MPS SO WICHTIG IST

Das Biomarker-Meeting am 18.3.2025 in Amsterdam (Text Rundbrief von MPS-Deutschland)

Die britische MPS-Gesellschaft organisierte in Koopera-
tion mit dem IMPSN ein Biomarker-Treffen unter Leitung
der MPS-Spezialisten Maurizio Scarpa und Simon Jones.
FUr die deutsche MPS-Gesellschaft waren Lukas Seidel
und Carmen Kunkel dabei, fir Osterreich Michaela Weigl.

Das Ziel dieser Veranstaltung war es, klinische und
wissenschaftliche Expertinnen zusammen mit Regu-
lierungsbehorden, Entscheidungstrdgerinnen, Beauf-
tragten, der Industrie und Patientenorganisationen zu-
sammenzubringen, um den globalen Austausch von
Informationen und Diskussionen zu erleichtern und die
Bedeutung der Integration von Biomarkern in regulato-
rische Rahmenbedingungen hervorzuheben.

Dabei war die Kommunikation mit den europdischen
und britischen Zulassungsbehérden und ihre Uber-
zeugung von der Wichtigkeit der Anerkennung des
Biomarkers Heparansulfat (HS) als Endpunkt in Studien
zu neuronopathischen MPS-Formen ein Kernpunkt der
Veranstaltung. Durch diese Anerkennung soll ein schnel-
lerer Nachweis der Wirksamkeit von Studien und damit
auch eine schnellere Zulassung der daraus resultieren-
den Therapien erreicht werden. Die Teilnahme eines
Vertreters der amerikanischen Zulassungsbehdrde war
dabei ein wichtiger Punkt, da man in den USA in dieser
Hinsicht bereits einen Schritt weiter ist.

Als aus europdischer Sicht wichtiges Ergebnis der Veranstal-
tung muss man den Beginn von Gesprachen zwischen den
wichtigen Spezialistinnen aus der Wissenschaft und den
europaischen und britischen Zulassungsbehorden werten.

Zum besseren Verstandnis hier noch einmal eine Zu-
sammenfassung, warum Heparansulfat bei MPS eine so
wichtige Rolle spielt:

Was ist Heparansulfat?

Heparansulfat (HS) ist ein kodrpereigener Zucker (ein so-
genanntes Glykosaminoglykan oder GAG). Er kommt in
vielen Geweben vor und erfillt dort wichtige Funktio-
nen — z. B. bei der Zellkommunikation.

Damit Heparansulfat abgebaut werden kann, braucht
der Korper bestimmte Enzyme, die wie ,biologische
Werkzeuge” arbeiten. Wenn bei Mukopolysaccharidosen
(MPS) eines dieser Enzyme fehlt, staut sich Heparansulfat
an — besonders auch im Gehirn.

Warum ist das ein Problem?

Bei den neuronopathischen MPS-Formen wie
e MPSI (Hurler-Syndrom)

e MPSII (Hunter-Syndrom)

o MPSIII (Sanfilippo-Syndrom)

e und teilweise MPS VII (Sly-Syndrom)
lagert sich Heparansulfat in den Nervenzellen des Ge-
hirns ab. Das fuhrt zu:

e Entziindungen im Gehirn

e Schadigung von Nervenzellen

o Storungen bei der Reizweiterleitung

Die Folge: Kinder verlieren geistige Fahigkeiten, wie
Sprache, Bewegung, Lernen oder emotionales Verhalten
- oft schleichend, aber fortschreitend.

Was ist ein Biomarker?

Ein Biomarker ist ein Messwert, der zeigt, wie stark eine
Krankheit ist — dhnlich wie Fieber ein Zeichen flr eine
Infektion ist.

Heparansulfat — besonders die Form D2S6 — kann im Li-
quor (Nervenwasser) gemessen werden und zeigt an:

e Wie stark das Gehirn betroffen ist

e Obeine Therapie wirkt (wenn der HS-Spiegel sinkt)

Welche Therapien richten sich gegen Heparansulfat?
Viele neue Behandlungsstudien zielen gezielt auf das
Gehirn ab, um die Heparansulfat-Ablagerung zu stop-
pen oder zu verringern. Bei vielen dieser Studien zu
diesen neuen Therapien wurde eine Reduktion des
Heparansulfats im Gehirn gemessen - dies konnte ein
wichtiger Hinweis sein, dass sie den Krankheitsverlauf
verlangsamen.

Carmen Kunkel und Lukas Seidel

KANN HEPARANSULFAT STUDIEN BESCHLEUNIGEN?

Nachdem ich selbst beim Treffen in Amsterdam dabei
war und die Diskussionen unglaublich spannend fand,
habe ich mir im Anschluss den rund 50 Seiten starken
Summary Report der englischen MPS-Gesellschaft
durchgelesen, die das Meeting organisiert hatte. Den
gesamten Bericht kann ich hier naturlich nicht wieder-
geben, aber ich mochte die Punkte zusammenfassen,
die als wissenschaftliche Begriindung fur Heparansulfat
(HS) als Biomarker fir neuronopathische MPS-Erkran-
kungen angefuhrt wurden.

FUr Interessierte gibt es hier den Link zum vollstandigen
Bericht (auf Englisch): https://mpssociety.org.uk/latest/ti-
me-matters-a-message-from-the-global-mps-community

Bei den MPS-Formen, bei denen das Gehirn betroffen
ist, spielt Heparansulfat eine Schltsselrolle: Es ist nicht
bloR ein Stoff, der sich ansammelt, weil ein Enzym fehlt,
sondern ein aktiver krankheitsausldsender Faktor, der
verantwortlich ist fur lysosomale Fehlfunktionen, Neuro-
inflammation, mitochondriale Schaden und letztendlich
den fortschreitenden Abbau geistiger Fahigkeiten. Diese
pathologische Rolle ist seit Jahrzehnten bekannt und in
Tiermodellen (Maus, Hund) sowie in klinischen Studien
am Menschen belegt.

Besonders aussagekraftig ist die Messung von HS im
Nervenwasser (Liquor, engl. CSF). Diese Werte spiegeln
die tatsachliche Belastung im Gehirn sehr genau wider:
In Tiermodellen wie auch in Studien am Menschen zeigte
sich, dass nur Therapien, die das zentrale Nervensystem
erreichen, den HS-Spiegel im Liquor deutlich senken. Da-
mit ist klar, dass der gemessene HS-Spiegel im Liquor tat-
sachlich den Krankheitsprozess im Gehirn abbildet.

Ein weiterer Vorteil liegt in der Dynamik: Der Liquor
wird etwa viermal tdglich erneuert. So konnen
Therapieeffekte anhand der HS-Werte im Liquor
friihzeitig erfasst werden — ein grol3er Vorteil gegentber
herkdmmlichen Tests. Wenn man bedenkt, dass Studien
oft Jahre dauern und kognitive Tests bei Kindern sehr
schwierig durchzufthren sind, spart das viel Zeit.
Technisch ist die Messung heute zuverldssig moglich. Sen-
sitive, validierte Testverfahren kénnen selbst kleinste Veran-
derungen prazise nachweisen. Mehrere aktuelle Studien (z.
B. UX111, RGX-121, Tividenofusp alfa oder OTL-201) haben
dosisabhangige Verringerungen des HS-Spiegels im Li-
quor gezeigt. Diese Senkung ging mit Verbesserungen der
kognitiven, verhaltensbezogenen und motorischen Fahig-
keiten einher. Selbst bei fortgeschrittener Erkrankung zeig-
te sich haufig eine klinische Stabilisierung.

Heparansulfat (HS) als Biomarker kann klinische Stu-
dien deutlich verkirzen, weil es schon frih Hinweise
auf die Wirksamkeit einer Therapie liefert — lange bevor
klassische klinische Endpunkte erreicht werden. Dadurch
kann auch der Bedarf an langen Placebo-Phasen verrin-
gert werden, da sich ein positiver Effekt der Behandlung
wesentlich schneller nachweisen Iasst.

Viele Studienverzdgerungen oder -abbriiche in der Vergan-
genheit lagen an regulatorischen und finanziellen Hirden.
FUr kleine Biotech-Unternehmen ist es kaum machbar, iber
viele Jahre hinweg extrem aufwandige Studien zu finanzie-
ren, um einen klinischen Nutzen zu belegen.

Die Einbindung von HS als friihem, objektiv messbarem
Endpunkt wirde Studien effizienter machen: Sie hilft,
andere Ergebnisse besser zu interpretieren, die richtige
Dosierung zu finden und frihzeitig auf immunologische
Reaktionen zu reagieren.

Waére die Messung von Heparansulfat im Nervenwasser
(CSF-HS) friher als verlasslicher Studienparameter an-
erkannt worden, hatten mehrere vielversprechende Pro-
gramme vermutlich nicht scheitern missen — und be-
troffene Kinder hatten wertvolle Zeit gewonnen.

Wie unterschiedlich die Bewertung von Heparansulfat
derzeit noch gehandhabt wird, zeigen die Reaktionen
der Zulassungsbehorden: Wahrend die FDA den Ein-
satz von Heparansulfat bereits unterstUtzt, zeigt sich die
MHRA offen und flexibel, die EMA hingegen verlangt
weiterhin zusatzliche klinische Endpunkte.

Das Treffen sollte vor allem anregen, Forschung und Zu-
lassung neu zu den-
ken — hin zu einer Summary Regat
schnelleren, wissen-
schaftlich  belegten
Bewertung mithilfe
von Biomarkern.

Zusammenfassung
aus dem

Summary Report
von Michaela Weigl
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WAS IST IN DER PIPELINE?

NEUE THERAPIEN FUR MPS IN DER ENTWICKLUNG

Ein Artikel aus dem Rundbrief der deutschen MPS-Gesellschaft.

Die Forschung zu Mukopolysaccharidosen (MPS)
macht groBe Fortschritte. Noch vor wenigen
Jahren galten viele neurologische Verlaufsformen
als kaum behandelbar. Heute werden mehrere
Therapien klinisch gepriift, die nicht nur kérperliche
Symptome, sondern auch den geistigen Abbau
gezielt adressieren. In diesem Beitrag stellen wir
fiinf besonders vielversprechende Ansatze vor -
und was sie fiir betroffene Patient:innen bedeuten
kénnten.

1. Denali Therapeutics - Tividenofusp alfa
fir MPS Il (Hunter-Syndrom)

Was ist das fiir eine Therapie?

Tividenofusp  alfa ist  eine  weiterentwickelte

Enzymersatztherapie, die mithilfe einer speziellen

Transporttechnologie auch das Gehirn erreicht — ein

entscheidender Fortschritt, da herkdmmliche Enzyme

dort kaum wirken.

Was wurde bisher erreicht?

In ersten Studien wurde eine deutliche Senkung

von krankheitsauslésenden Substanzen im  Gehirn

(v.a. Heparansulfat) beobachtet. Kinder zeigten eine

Stabilisierung ihrer geistigen Fahigkeiten, etwa im

Bereich Sprache und Verhalten.

Wo steht die Therapie?

«  Zulassungsantrag bei der US-Arzneimittelbehdrde
FDA geplant fir 2025

«  Fast-Track-Status der FDA liegt bereits vor

«  Studien laufen auch in Europa, u. a. in Deutschland

2. REGENXBIO - RGX-121: Einmalige
Gentherapie fiir MPS I

Was ist das fiir eine Therapie?
RGX-121 ist eine einmalige Gentherapie per Injektion ins
zentrale Nervensystem. Sie soll den Korper beféhigen,
das fehlende Enzym dauerhaft — auch im Gehirn — selbst
zu produzieren.
Friihe Daten zeigen:
deutliche Reduktion von Heparansulfat im
Nervenwasser
positive kognitive Entwicklung bei behandelten
Kindern
vielversprechende Langzeitergebnisse

Wo steht die Therapie?

- Die FDA pruft derzeit den Antrag
Entscheidung wird flr November 2025 erwartet
Fast-Track, Orphan Drug und Priority Review
wurden vergeben
Zulassung in Europa denkbar nach FDA-
Entscheidung

3. Orchard Therapeutics - OTL-203 fiir MPS |
(Hurler-Syndrom)

Was ist das fiir eine Therapie?
Hier handelt es sich um eine Kombination aus Gentherapie
und Stammzellbehandlung. Aus dem Blut des Kindes
werden Stammzellen entnommen, im Labor genetisch
repariert und dann zurlckgefUhrt. Diese Zellen kénnen
das fehlende Enzym langfristig selbst bilden.
Was wurde bisher erreicht?
Kinder in der klinischen Studie zeigten:
besseres Wachstum
stabilere kognitive Entwicklung
geringeres Risiko im Vergleich zur klassischen
Knochenmarktransplantation
Wo steht die Therapie?
- Internationale Phase-3-Studie lauft
Zulassung moglicherweise ab 2026
Fast-Track-Status in den USA und Orphan-Status
auch in Europa

4. Ultragenyx - UX111 (ehemals ABO-102)
fiir MPS llIA (Sanfilippo-Syndrom Typ A)

Was ist das fiir eine Therapie?
UXT111 ist eine Gentherapie, die einmalig direkt ins
Gehirn verabreicht wird. Sie soll die Produktion des
fehlenden Enzyms SGSH ermdglichen — mit dem Ziel,
den geistigen Abbau zu bremsen oder zu stoppen.
Was wurde bisher erreicht?
Erste Studien zeigen:
Rickgang von krankheitsauslosenden Stoffen im
Gehirn
bei einzelnen Kindern: Verlangsamung der
kognitiven Verschlechterung
Wo steht die Therapie?
Ubernahme durch Ultragenyx soll Entwicklung

Eine FDA-Zulassung wird friihestens 2026 erwartet
Fast-Track- und Orphan-Status bestehen

Anmerkung der Redaktion: Siehe dazu auch die
Pressemeldung von Ultragenyx auf der néichste Seite.

5. JCR Pharmaceuticals - JR-141 (IZCARGO®)
fir MPS 11

Was ist das fiir eine Therapie?
JR-141 ist ein weiterentwickeltes Enzymersatzpraparat,
das ebenfalls das Gehirn erreicht. Es wird wie
herkdmmliche Enzymtherapien als Infusion gegeben,
unterscheidet sich aber durch seine Féhigkeit, die Blut-
Hirn-Schranke zu Gberwinden.
Was wurde bisher erreicht?
In Japan bereits zugelassen
In internationalen Studien zeigt sich: Stabilisierung
der kognitiven Fahigkeiten
Biomarker im ZNS (v. a. Heparansulfat) nehmen ab
Wo steht die Therapie?
Internationale Phase-3-Studie lduft, auch in Deutschland
Zulassung in Europa moglich ab 2026
Fast-Track-Status bei der FDA liegt vor

Was bedeutet ,Fast Track”?
Viele der genannten Therapien haben von der US-
Zulassungsbehorde FDA den sogenannten Fast-Track-
Status erhalten. Dieser Status wird nur fur Medikamente
vergeben, die:
fur schwere und seltene Erkrankungen entwickelt
werden
groBes medizinisches Potenzial haben
besonders schnell gebraucht werden
FUr betroffene Familien heif3t das:

frihere Bewertung und Zulassung
potenziell schnelleren Zugang zu neuen Therapien
—auch in Europa

Auch die europdische Arzneimittelagentur EMA
ermdoglicht mit Programmen wie PRIME oder Conditional
Approval eine beschleunigte Bewertung. Entsprechende
Verfahren werden derzeit vorbereitet.

Erlauterungen:

Fast-Track-Status: Ermdglicht eine  beschleunigte
Entwicklung und Uberpriifung von Medikamenten
flir schwerwiegende Erkrankungen mit ungedecktem
medizinischem Bedarf.

Breakthrough Therapy Designation: Wird vergeben,
wenn vorldufige klinische Beweise darauf hindeuten,
dass das Medikament eine erhebliche Verbesserung
gegentiber bestehenden Therapien darstellen kénnte.
Orphan Drug Designation: Flr Medikamente zur
Behandlung seltener Erkrankungen, die weniger als
200.000 Menschen in den USA betreffen.

Rare Pediatric Disease Designation: Flir Medikamente
zur Behandlung seltener Kinderkrankheiten.
Regenerative Medicine Advanced Therapy (RMAT):
Flir regenerative Therapien, die das Potenzial haben,
schwerwiegende Erkrankungen zu behandeln.
PRIME-Status (EMA): Das ,PRlority MEdicines™-
Programm der Europdischen Arzneimittel-Agentur
(EMA) unterstiitzt die Entwicklung von Medikamenten,
die einen erheblichen therapeutischen Vorteil bieten
kénnten.

ATMP-Klassifizierung  (EMA): ,Advanced Therapy
Medicinal Products” sind innovative Therapien wie
Gentherapien, die von der EMA besonders reguliert

Therapeutics

Tividenofusp alfa | MPS Il (Hunter)

schnellere Studiendurchfihrung werden.
FDA Fast-
Unternehmen Therapie MPS-Form Track- weiterre FDA-Designationen
Status
Denali Breakthrough Therapy, Orphan PRIME-Status

Ja Drug, Rare Pediatric Disease

Priority Review, Orphan Drug, Rare | ATMP-

Therapeutics

REGENXBIO
MPS Il (Hunten) RGX-121 MPS Il (Hunter) ja Pediatric Disease, Regenerative Klassifizierung
Medicine Advanced Therapy (RMAT)
h PRIME-
Orchard OTL-203 MPS | Hurler ja Orphan Drug, Rare Pediatric Disease Status

Ultragenyx

MPS IlIA

UX111 (ABO-102) I

Priority Review, Orphan Drug, Rare

Pediatric Disease, RMAT PRUE St

beschleunigen JCR JR-141

MPS Il (Hunter) ja Orphan Drug PRIME-Status

. Pharmaceuticals) | (IZCARGO®
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ICIEM-KONFERENZ IN KYOTO

PRESSEMITTEILUNG ULTRAGENYX 11.JULI 2025 & 4. NOVEMBER

Ultragenyx erhalt ,Complete Response Letter” der
FDA fir UX111-Gentherapie zur Behandlung des

Sanfilippo-Syndroms Typ A (MPS IlIA)

11. Juli 2025

Die US-amerikanische Arzneimittelbehérde FDA  hat
einen sogenannten Complete Response Letter (CRL) zur
Biologics License Application (BLA) fur UX111 (ABO-102),
eine AAV-Gentherapie zur Behandlung des Sanfilippo-
Syndroms Typ A (MPS IlIA), ausgestellt.

Der CRL enthélt spezifische Hinweise im Bereich Chemie,
Herstellung und Kontrolle (CMC), die laut Ultragenyx |8s-
bar sind. Die klinischen Gutachten der FDA bestatigen,
dass die klinischen Daten robust und die Biomarker-Daten
unterstUtzend sind.

JUnser Ziel ist es, UX111 so schnell wie moglich den Pa-
tientinnen zugdnglich zu machen — wir wissen, wie ent-
scheidend diese erste Therapie fiir die Sanfilippo-Gemein-
schaft ist’, sagte Dr. Emil D. Kakkis, CEO und Prasident von
Ultragenyx. ,Wir arbeiten intensiv daran, die CMC-Hinwei-
se abzuarbeiten, damit wir die Zulassung bald erneut ein-
reichen kdnnen. Wir halten diese Punkte fir gut adressier-
bar; viele wurden bereits behoben. Auch wenn sich die
mogliche Zulassung auf 2026 verzogert, arbeiten wir mit
Hochdruck an der Beantwortung und Neueinreichung!”
Die FDA fordert zusatzliche Informationen und Verbes-
serungen zu bestimmten CMC-Aspekten sowie Anmer-
kungen aus kurzlich abgeschlossenen Inspektionen der
Produktionsstatten.

Diese Beobachtungen beziehen sich laut Ultragenyx
auf Anlagen und Prozesse, nicht auf die Produktqualitat.
Das Unternehmen plant, die Punkte in den kommenden
Monaten gemeinsam mit der FDA zu kldren und erwartet
anschlieBend eine bis zu sechsmonatige Uberprifungs-
frist nach erneuter Einreichung.

Die FDA bestatigt, dass die neurokognitiven Verlaufsdaten
robust und die Biomarker-Daten unterstitzend seien. Der
CRL enthalt keine Beanstandungen zu klinischen Daten
oder Inspektionen, fordert aktualisierte klinische Daten
der derzeit behandelten Patientinnen fir die Neueinrei-
chung.

Uber UX111

UX111 ist eine in vivo-Gentherapie in der Phase 1/2/3,
entwickelt zur Behandlung von Sanfilippo-Syndrom Typ
A (MPS 1lIA), einer seltenen, tddlichen lysosomalen Spei-

cherkrankheit ohne zugelassene Therapie, die vor allem
das Gehirn betrifft.

Die Therapie soll den Mangel an SGSH-Enzym beheben,
der zu einer krankhaften Ansammlung von Heparansulfat
im Gehirn fihrt — und damit zu fortschreitender zelluldrer
Schadigung und Neurodegeneration.

UX111 wird einmalig intravends verabreicht und nutzt
einen AAV9-Vektor, um eine funktionsfahige Kopie des
SGSH-Gens in die Zellen zu bringen. Diese produzieren
daraufhin das Enzym und geben es an umliegende Ge-
hirnzellen ab.

Das Produkt wurde urspriinglich von Abeona Therapeu-
tics entwickelt und von Ultragenyx Ubernommen. UX111
besitzt mehrere Sonderzulassungen (USA: RMAT, Fast
Track, Rare Pediatric Disease, Orphan Drug; EU: PRIME, Or-
phan Drug).

Ubersetzung KI.
Die vollstdndige Pressemitteilung in englischer Sprache finden Sie
unter: https.//irultragenyx.com/node/17891/pdf

Anmerkung der Redaktion:

Kurz erklcrt heilSt das, dass die US-Arzneimittelbehérde
FDA das Zulassungsverfahren fiir die Gentherapie UX111
von Ultragenyx vorerst gestoppt und einen sogenannten
Complete Response Letter (CRL) ausgestellt hat. Aber nicht,
weil es Probleme mit den Studienergebnissen gibt — die
klinischen Daten gelten als stark und liberzeugend.

Die FDA fordert lediglich zusdtzliche Informationen zur
Herstellung und Qualitétskontrolle. Ultragenyx arbeitet
daran und plant, die Unterlagen bald neu einzureichen.
Danach rechnet das Unternehmen mit einer erneuten
Priifphase von rund sechs Monaten.

Laut Pressemitteilung von Ultragenyx vom 4. 11. 2025
hat das Unternehmen seither konstruktive Gespréiche
mit der FDA gefiihrt. Die zusdtzlich —geforderten
klinischen Daten, die nun in die neue Einreichung
aufgenommen werden, zeigen weiterhin eine anhaltende
Wirksamkeit tiber mehrere Biomarker hinweg sowie eine
deutliche Verbesserung gegeniiber dem nattirlichen
Krankheitsverlauf — bei gleichzeitig guter Vertrdglichkeit.
Ultragenyx plant, den Zulassungsantrag Anfang 2026
erneut einzureichen. Danach wird die FDA voraussichtlich
innerhalb von bis zu sechs Monaten (ber die Zulassung
entscheiden — ein bedeutender Schritt fiir alle betroffenen
Familien weltweit.

UPDATE VON FLORIAN LAGLER ZU MPS & ALPHA-MANNOSIDOSE

Auf der globalen Konferenz
(ICIEM) der Fachgesell-
schaften fiir Angeborene
Stoffwechselerkrankun-
gen (SSIEM, ASIEM, JSIMD,
*  SIMD, SLEIMPN) wurden

etwa 100 Beitrage zu MPS
und Alpha-Mannosidose
prasentiert. Im gegebenen
Rahmen kann ich nur auf einzelne davon eingehen.

Tividonelfusp alfa (DNL310) ist eine Blut-Hirn-Schran-
ken-Uberwindende Enzymersatztherapie zur Behandlung
von MPS I, In eine Phase-I/II-Studie wurden 36 mannliche
Hunter-Patienten eingeschlossen, 33 beendeten die Stu-
die. Die Patienten waren im Schnitt 8 Jahre alt, die meisten
(72 %) waren vorbehandelt mit konventionellem Enzym.
Insgesamt wurden sie 128 Wochen behandelt.

Die Konzentration des Glykosaminoglykans (GAG) He-
paransulfat (HS) im Liquor sank in den ersten 8 Wochen
in den Normalbereich und stieg danach nicht an. Auch
in Blut und Urin sank HS signifikant. Die Therapie wurde
durchwegs gut vertragen.

In einer zweiten Arbeit zeigte Denali, dass die reduzierten
Konzentrationen von HS mit einer besseren neurokogniti-
ven Funktion sowie niedrigeren Konzentrationen der Bio-
marker GM3 im Liquor und NfL im Serum einhergehen.
Diese Ergebnisse wurden in einem MPS-II-Mausmodell
und in der Analyse der Hunter-Patienten Ubereinstimmend
gefunden. Daraus wurde geschlossen, dass NfL ein geeig-
neter Biomarker fiir die Einschatzung der neuronopathi-
schen Symptome bei MPS Il sein kann.

JR-141 (Pabinafusp Alfa) ist ebenfalls eine Blut-Hirn-
Schranken-Uberwindende  Enzymersatztherapie  zur
Behandlung von MPS II. Es wurden Daten aus bis zu 5
Jahren Behandlung vorgestellt. Die meisten der 45 Pati-
enten waren vorbehandelt mit konventioneller Therapie.
Patienten, die noch vor dem Auftreten schwerer neuro-
kognitiver Symptome eingeschlossen wurden, zeigten
eine positive geistige Entwicklung; Patienten mit bereits
schweren Symptomen konnten stabilisiert werden. In
einer weiteren Arbeit wurde gezeigt, dass auch HS im
Liquor und Urin signifikant reduziert wird, und die Daten
aus dem Register zeigen eine sehr gute Vertraglichkeit.

Die Gentherapien RGX-111 fir die Behandlung von
MPS [ und RGX-121 fuir MPS Il konnten ebenfalls die Bio-
marker signifikant senken und eine Stabilisierung bzw.
Verbesserung der neurokognitiven Funktion bewirken.
FUr RGX-111 wurde der erste Patient detailliert beschrie-
ben, der vor 5 Jahren therapiert wurde; fir RGX-121 wur-
den Daten von insgesamt 26 Patienten mit bis zu 4 Jah-
ren Follow-up vorgestellt.

Auch aus Osterreich waren Beitrage vertreten. Aus der
Salzburger Gruppe (A. Wiesinger/F. Lagler) wurde eine
internationale Fragebogenstudie vorgestellt, in der El-
tern aus 20 Landern zu ihrer personlichen Wahrnehmung
von etablierten und innovativen Therapien befragt wur-
den. Dabei wird eine innovative Methode angewandt,
die Discrete Choice Experiment genannt wird, um die Er-
gebnisse besonders praxisrelevant zu machen. Aus der-
selben Gruppe und mit Unterstltzung u. a. durch MPS
Austria wird seit mehreren Jahren an der Anwendung
zugelassener Immunmodulatoren wie Anakinra, Adali-
mumab etc. bei MPS geforscht. In Kyoto wurden Ergeb-
nisse aus vier individuellen Heilversuchen présentiert,
die auf eine sehr gute Vertrdglichkeit und Wirkung hin-
weisen. Das Netzwerk dieser internationalen Kooperation
unter Salzburger FUhrung umfasst 20 MPS-Zentren und
10 MPS-Patientenorganisationen weltweit. (siehe S. 52)

Frau PD Dr. Silvija Tokic von der MU Graz prasentierte
interessante Daten aus ihrer Grundlagenforschung. Sie
fand neue Erkenntnisse dazu, wie die Anstauung von
GAGs bei MPS-Patienten zu Gefa3- und Herzerkran-
kungen beitragen kann. (siehe S. 50)

Die Wiener Diagnostikfirma ARCHIMED stellte Daten zu
neuen Biomarkern und Diagnostikmethoden fir Al-
pha-Mannosidose (AMAN) ' .
vor. Auch eine Gruppe um
Prof. em. Rene Santer aus
der Hamburger Universitats-
kinderklinik hat neue Scree-
ningmethoden fir AMAN
vorgestellt. An der Studie
der Hamburger Kolleg:innen
nehmen auch die Kliniken in
Wien und Salzburg teil.
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BREAKING THE CYCLE

WIE GESTORTE DNA-ERHALTUNG UND STOFFWECHSELVERANDE-
RUNGEN DIE GEFASSZELLEN BEI MPS | UND MPS Il BEEINFLUSSEN

Die Mukopolysaccharidosen (MPS)
gehoren zu einer Gruppe seltener,
erblich bedingter Stoffwechsel-
erkrankungen, die durch Fehler
im lysosomalen ,Recyclingsys-
tem” der Zelle entstehen. Im
gesunden Zustand bauen spe-
zielle Enzyme dort iiberfliissi-
ge oder alte Molekiile ab.
Fehlen diese Enzyme jedoch
oder funktionieren sie nicht
richtig, kommt es zu einer Akku-
mulation unverdaulicher Substan-
zen, sogenannter Glykosaminoglyka-
ne (GAGs). Diese Zuckerketten lagern sich
in vielen Organen ab und fiihren im Laufe der
Zeit zu Zell- und Gewebeschaden.

Bei MPS | (Hurler-, Hurler-Scheie- oder Scheie-Syndrom)
fehlt das Enzym a-L-Iduronidase, wahrend bei MPS I
(Morbus Hunter) die Iduronat-2-Sulfatase defekt ist.
Beide Enzyme sind fir den Abbau der Glykosaminogly-
kane Heparansulfat (HS) und Dermatansulfat (DS) not-
wendig. Wenn diese Stoffe nicht ausreichend gespal-
ten werden, sammeln sie sich in den Lysosomen und
auch im Zellzwischenraum an. Dadurch kommt es zu
einer allmdhlichen Stérung zahlreicher Zellfunktionen.

Obwohl MPS viele Organsysteme betreffen, sind Herz-
Kreislauf-Verdnderungen besonders haufig und kli-
nisch relevant. Vor allem die Endothelzellen, die die
Innenwand der Blutgefdl3e auskleiden, zeigen Anzei-
chen von Funktionsstérungen. Diese sogenannte en-
dotheliale Dysfunktion gilt als einer der wichtigsten
Risikofaktoren fur Herzschaden, Bluthochdruck und
Organdurchblutungsstorungen — sowohl in der All-
gemeinbevolkerung als auch bei MPS-Patientinnen.

Bislang war jedoch wenig dartber bekannt, warum und
wie diese Gefalsverdnderungen bei MPS entstehen. Eine
maogliche Erkldrung ist, dass die angesammelten Glyko-
saminoglykane selbst aktiv in Zellprozesse eingreifen.
Heparansulfat und Dermatansulfat sind keine passiven
Speicherprodukte — sie kdnnen an Wachstumsfaktoren
(wie FGF2, VEGF oder TGF-) binden und dadurch deren
Signaltbertragung verstarken oder verandern. Beson-

ders in Endothelzellen kann dies zu einer vermehrten
Zellteilung, gesteigerter Aktivitat und erhdhter Empfind-
lichkeit gegeniber Stress flhren.

Zudem kann eine verdnderte Zusammensetzung der
extrazellularen Matrix (ECM) durch die GAG-Ablagerun-
gen die Haftung (Adharenz) von Endothelzellen an ihrer
Umgebung verdndern. Mehr Heparansulfat in der Matrix
bedeutet oft eine dichtere Vernetzung zwischen Zellen
und Untergrund, was wiederum Rickkopplungen auf
Zellform, Signalwege und Wachstumsverhalten haben
kann.

Ziel der Studie

Unser Forschungsteam an der Medizinischen Uni-
versitdt Graz wollte diesen Mechanismen auf den
Grund gehen. Wir untersuchten, wie sich die GAG-
Ablagerungen bei MPS | und MPS Il auf die Funktion
und den Stoffwechsel von Endothelzellen auswirken.

Dazu isolierten wir sogenannte endotheliale Vorldufer-
zellen (ECFCs) aus dem Blut von Patientinnen mit MPS |
und Il und verglichen sie mit Zellen von Personen ohne
MPS gleichen Alters und Geschlechts. Diese Zellen wur-
den im Labor kultiviert und anschlieBend mit modernen
,Omics"-Verfahren analysiert — darunter Proteomik (Ana-
lyse aller Eiweil3e in der Zelle), Metabolomik (Analyse der
Stoffwechselprodukte) und Lipidomik (Analyse der Fette
und Membranbestandteile).

Erganzend fahrten wir funktionelle Tests durch, um fest-
zustellen, ob sich die beobachteten molekularen Veran-
derungenin einem anderen Zellverhalten widerspiegeln
— etwa in der Zellteilung oder im Energieumsatz.

Was wir gefunden haben

Unsere Analysen zeigen ein deutlich verander-
tes Profil in den MPS-Endothelzellen: Auf der Pro-
teinebene fanden wir eine verstarkte Aktivierung
von  Zellzyklus-  und  Replikationsprogrammen,
was auf eine erhohte Zellteilungsrate hindeutet.
Auf der Metabolitebene fiel gleichzeitig eine Abnahme

wichtiger Stoffwechselprodukte auf — ein Hinweis auf ener-
getischen Stress und erhéhte metabolische Belastung.

Die funktionellen Tests bestdtigten diese Ergebnisse: Die
MPS-Endothelzellen teilten sich im Durchschnitt rund
40 % schneller als die Kontrollzellen.

Dieses Zusammenspiel — beschleunigte Zellteilung bei
gleichzeitigem Energiemangel — wird als Replikations-
stress bezeichnet. Solche Zustande sind aus anderen
Krankheitsbildern bekannt, in denen Zellen auf Dauer
Uberfordert werden und dadurch ihre Funktionsfahig-
keit verlieren.

Die Ursache dieser Hyperproliferation ist allerdings noch
nicht eindeutig geklart. Mdglich ist, dass sowohl veran-
derte Wachstumsfaktor-Signalwege als auch mechani-
sche Veranderungen durch GAG-Ablagerungen in der
Matrix dazu beitragen. Weitere Experimente sollen nun
zeigen, welche dieser Mechanismen Uberwiegen oder
wie sie zusammenwirken.

Relevanz der Ergebnisse

Diese Erkenntnisse sind nicht nur fir das Verstandnis
der Krankheitsmechanismen wichtig, sondern kénnten
auch praktische Auswirkungen auf die Behandlung ha-
ben. Bei der Enzymersatztherapie (ERT) muss das thera-
peutische Enzym zundchst aus dem Blut in die Gewebe
eindringen. Die Endothelzellschicht bildet dabei die ers-
te Barriere zwischen Blutkreislauf und Zielgewebe. Wenn
die Endothelzellen durch Ablagerungen oder gestorte
Signalwege verandert sind — etwa in ihrer Durchldssig-
keit, Haftung oder Energieversorgung —, kann dies auch
die Effizienz der ERT beeinflussen.

Ausblick

Unsere Studie bietet neue Einblicke in die Gefal3patho-
logie bei MPS und legt den Grundstein fur weiterflihren-
de Untersuchungen. In zuklnftigen Arbeiten wollen wir
prifen, ob der beobachtete Replikationsstress mit DNA-
Schéden oder veranderter Reparaturaktivitat verbunden
ist und ob diese Prozesse durch therapeutische Mal3nah-
men beeinflusst werden kénnen. Langfristig kdnnte ein
besseres Verstandnis dieser Mechanismen dazu beitra-
gen, den Therapieerfolg — und damit die Lebensqualitat
von Menschen mit MPS — weiter zu verbessern.

Dieses Projekt wurde mit Unterstiitzung von MPS Aus-
tria durchgefuhrt — ein herzliches Dankeschon fur die
Forderung dieser wichtigen Grundlagenforschung.
Die Ergebnisse der Studie wurden als Posterbeitrag bei
der ICIEM 2025 in Kyoto, Japan, prasentiert.

Liste der Autorinnen (wie auf dem Poster angegeben):
Silvija Tokic, Helena Milionis, Thomas Zillig, Katrin A.
Dohr, Johannes Almer, Magdalena Gastager-Ehgartner,
Anna Baghdasaryan, Andreas Kungl, Barbara Plecko,
Werner Windischhofer, Martina Zandl-Lang.

Priv.-Doz. in Dipl.-Ing.in Dr. in Silvija Tokic
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UNIKLINIK SALZBURG: NEUE ANSATZE FUR BESSERE THERAPIEN

Seltene Erkrankungen brauchen oft ungewoéhnlich
viel Geduld - und Menschen, die nicht locker lassen.
An der Paracelsus Medizinischen Privatuniversitat
Salzburg arbeitet das Team rund um Prof. Florian
Lagler und Dr. Anna-Maria Wiesinger seit Jahren eng
mit MPS Austria zusammen. lhr Ziel ist es, herauszu-
finden, was MPS-Patient:innen wirklich hilft, und Be-
handlungen Schritt fiir Schritt zu verbessern.

Aktuell gibt es mehrere Forschungsprojekte, die mit in-
ternationaler Beteiligung durchgefiihrt werden.

1. Wie Eltern Giber MPS-Therapien denken

Unter dem Arbeitstitel ,Internationale Studie zur elter-
lichen Perzeption gegenUber MPS-Therapien” geht es
um die oft schwierigen Abwdgungen unserer Eltern
bei Therapieentscheidungen. Welche Behandlung ist
die richtige? Was ist zu riskant, was konnte helfen?
Diese Studie untersucht, wie Eltern Chancen und Risiken
teils neuer Behandlungsformen — etwa Gentherapien —
einschdtzen und welche Erfahrungen oder kulturellen
Hintergriinde ihre Entscheidungen beeinflussen.
Dabei geht es unter anderem darum, wie stark das Ver-
trauen in neue Therapien in verschiedenen Léndern ist,
welchen Einfluss kulturelle oder ethische
Werte auf die Risiko-
wahrnehmung haben
und welche Rolle das
jeweilige Gesund-
heitssystem  spielt.
Auch Bildung, fri-
here Therapieerfah-
rungen und der
Schweregrad  der
Erkrankung konn-
ten entscheidend
dafir sein, wie offen
Eltern gegenUber
neuen Behand-
lungsformen  sind.
Das soll helfen, kinf-
tige Therapien noch
besser an den Bedirf-
nissen der Familien
auszurichten.

2. Individuelle Heilversuche mit
Immunmodulatoren

Fur viele MPS-Betroffene sind neue Medikamente ein
Hoffnungsschimmer. Ein internationales Forschungs-
netzwerk beschaftigt sich mit individuellen Heilversu-
chen mit immunmodulierenden Medikamenten. Diese
beeinflussen das Immunsystem und kénnten bei man-
chen MPS-Formen Entzindungen bremsen.

Das Salzburger Team hat ein System entwickelt,
das Arztinnen unterstiitzt, bestehende Daten
zu Medikamenten besser zu nutzen, auch wenn
es dazu bisher nur wenige Studien bei MPS gibt.
Indem Erfahrungen von Fachleuten, Sicherheits-
daten und die Sicht der Patientinnen miteinander
kombiniert werden, entsteht eine fundierte Basis fur
gute und nachvollziehbare Therapieentscheidungen.
Nutzen und Risiko von Einzelfallbehandlungen kénnen
so besser abgewogen werden, und MPS-Betroffene mit
hohem Leidensdruck erhalten leichter Zugang zu viel-
versprechenden neuen Therapien.

3. Entziindung als Schliissel zum Verlauf

Entzindungen spielen bei MPS oft eine gréfRere Rolle,
als man lange dachte. Dieser Forschungsansatz widmet
sich deshalb den Entzindungsprozessen im Kdrper von
MPS-Patient:iinnen. Bestimmte Eiweil3stoffe im Blut, so-
genannte Biomarker, werden gemeinsam mit Expert:in-
nen der Unis in Graz und Salzburg untersucht. Diese Pro-
teine steuern wichtige Entziindungsprozesse im Korper
und im Nervensystem. Manche davon wurden bei MPS
bisher kaum erforscht. Das Projekt soll kldaren, welche
Rolle sie bei allgemeinen und auch bei neurologischen
Entzindungen spielen. Sie kdnnten zeigen, wie aktiv die
Erkrankung ist oder ob eine Behandlung wirkt. Ziel ist es,
Therapien und das Ansprechen darauf gezielt anpassen
und optimieren zu kdnnen.

4. Schmerzfreiere Injektionen

Eine ganz praktische Herausforderung betrifft Medika-
mente wie Anakinra, die regelmallig unter die Haut ge-
spritzt werden. Viele Patientinnen reagieren dabei mit
schmerzhaften Hautreizungen an der FEinstichstelle. In

einem praklinischen Forschungsprojekt wird nun un-
tersucht, wie sich diese Reaktionen verringern lassen.
Dabei wird in Labormodellen nach Wegen gesucht,
die Entziindungen im Hautgewebe zu verstehen und
zu mildern — etwa durch die Kombination mit entzin-
dungshemmenden oder antiallergischen Wirkstoffen.
Langfristig soll das helfen, die Therapietreue zu verbes-
sern und damit auch das Wohlbefinden der Patient:in-
nen zu steigern.

MPS-MASTERCLASS IN WIEN

Im Oktober 2025 fand in Wien die MPS Masterclass statt
— eine internationale Fortbildungsveranstaltung fur Arz-
tinnen und Arzte, die sich auf seltene Stoffwechselerkran-
kungen spezialisiert haben. Im Zentrum der Veranstaltung
standen die Themen ,Sharing knowledge, enhancing pa-
tient care” also der Austausch von Wissen und die Verbes-
serung der Patientinnenversorgung. Die Schwerpunkte
lagen auf Uberweisungs- und Diagnosepfaden, Strategien
zur friihzeitigen Diagnosestellung bei MPS-Patient:innen,
multidisziplindren Ansatzen in der Betreuung sowie der
Optimierung der Langzeittherapie und Adhdrenz bei élte-
ren Patientinnen unter Enzymersatztherapie.

Die 129 Teilnehmer:iinnen aus 39 Landern — Uberwie-
gend erfahrene Facharztinnen und Facharzte fir Stoff-
wechselerkrankungen, Genetik, Padiatrie, Neurologie
und verwandte Disziplinen — wurden von Prof. Maurizio
Scarpa (Udine) und Prof. Florian Lagler (Salzburg) in Wien
begrifit. Unter den anwesenden Expertiinnen befand
sich auch die in Vancouver tatige osterreichische Stoff-
wechselexpertin Prof. Sylvia Stockler-Ipsiroglu.

Das wissenschaftliche Programm wurde von einem inter-
nationalen Steering Committee und renommierten Top-
Experten gestaltet, darunter Christina Lampe (GielSen), Ka-
rolina Stepien (Salford), Fatih Ezgl (Ankara), Paul Harmatz
(Oakland) und weitere flihrende Spezialist:innen. In inter-
aktiven Workshops und Diskussionsrunden wurden die
Themen praxisorientiert aufgearbeitet, wobei der fach-
Ubergreifende Austausch im Mittelpunkt stand.

Wir von MPS-Austria freuen uns, dass es uns immer wie-
der gelingt, diese fir unsere betroffenen Kinder und ihre
Familien so wichtigen Forschungsprojekte zu unterstit-
zen. Letztendlich kdnnen wir damit einen Beitrag zur
Mitgestaltung ihrer Zukunft leisten.

Zusammenfassung aus dem Forderansuchen der
Salzburger Forschungsgruppe von Michaela Weigl

MPS-Austria war im Rahmen eines Podiumsgesprachs
mit Prof. Florian Lagler vertreten. Im Mittelpunkt des Bei-
trags stand der Weg zu Marias Diagnose — exemplarisch
fur die Herausforderungen bei der Erkennung seltener
Erkrankungen. Zudem wurde diskutiert, welchen Einfluss
das Internet und moderne Kl-gestiitzte Technologien
heute auf diagnostische Prozesse haben. Der Beitrag
fand groRen Anklang bei den anwesenden Arztinnen
und Arzten, wie das durchwegs positive Feedback der
Teilnehmenden bestatigte.

Florian Lagler

Dear Michaela and Maria,

I hope you are both doing well. | wanted to extend my he-
artfelt gratitude for your incredible contribution to the MPS
Masterclass a few days ago in Vienna.

Your story, resilience, and passion were truly inspiring and
served as a powerful reminder for all of us to keep pushing
forward to serve those in need, wherever they may be.

The feedback we have received on your talk has been overw-
helmingly positive, and we are so grateful for the time and
effort you dedicated to making it such a success. Your insights
and experiences have left a lasting impact on everyone who
had the privilege of hearing you speak.

Additionally, | would like to express our appreciation to Prof.
Lagler for the wonderful moderation during the session. His
expertise and guidance were invaluable in ensuring the event
ran smoothly.

Thank you once again for your dedication and support.
Sherif Khattab, Medical Lead internatioanl region, BioMarin

BiOMARIN

MPS MASTERCLASS
2025
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VON DER STIMME ZUM OHR

VORTRAG VON DR. ANNE K. LASSIG, SCHWERPUNKT KOMMU-
NIKATINSSTORUNGEN, UNIMEDIZIN MAINZ

Vortrag bei der deutschen MPS-Konferenz, zusammengefasst von Michaela Weigl|

Wie einzigartig unsere Stimme ist, mer-
ken wir meist erst, wenn sie heiser
oder schwach wird. Tatsachlich ist die
Stimme fast so individuell wie ein
Fingerabdruck. Sie entsteht durch
Schwingungen der Stimmlippen
im Kehlkopf und wird dann im so-
genannten ,Ansatzrohr” - also in
Mund-, Nasen- und Rachenraum -
geformt. Diese Resonanzrdume ent-
scheiden Uber den Klang der Stimme.

Im Vortrag erklarte Dr. Anne K. L&(ig, wie faszinierend

prézise unser Stimmapparat arbeitet. Der Kehlkopf ist
ein hochinteressantes Organ, eine komplexe Struktur
aus vielen Muskeln und Knorpeln, z. B. dem Schildknor-
pel (bei Ménnern sichtbar als Adamsapfel) oder dem
Kehldeckel, der die Luftrohre beim Schlucken schitzt.
Hier laufen die Funktionen von Atmung, Sprechen und
Schlucken ab — ohne dass wir es bemerken.
Mit dem Wachstum wandert der Kehlkopf etwas nach
unten, die Stimmlippen verlangern sich, und besonders
in der Pubertdt verandert sich der Klang: Bei Burschen
wird die Stimme etwa eine Oktave, bei Madchen rund
eine Terz tiefer.

Mormaler Kehlkopf

Wenn die Stimme nicht frei schwingen kann

Bei Menschen mit MukoPolySaccharidosen lagern sich
Abbauprodukte (MukoPolySaccharide bzw. Glykosa-
minoglykane) auch im Bereich des Kehlkopfs und der
angrenzenden Raume ein. Das kann den sogenannten
Ansatzraum verengen und die Schwingung der Stimm-
lippen verandern. Dr. LaRig zeigte anhand von Endosko-

piebildern, dass besonders bei MPS I und Il Verdickungen
im Bereich der Stellknorpel und des Kehlkopfeingangs
auftreten. Bei einigen Patientinnen schlieSen sich die
Stimmlippen auch nicht vollstandig — Luft entweicht,
und die Stimme klingt heiser.

Besonderheiten bei MPS

Trotz dieser Verdnderungen bleiben die Stimmlippen
selbst meist erstaunlich gut erhalten, was ein Gllck ist
- sowohl fur die Stimme als auch fur Narkosesituatio-
nen, bei denen der Zugang zur Luftrohre - bei ohnehin
schwieriger Intubation - dadurch nicht noch zusatzlich
erschwert wird.

Die sogenannte Mallampati-Klassifikation zeigt, wie gut
man bei gedffneterm Mund in den Rachen schauen kann.
Die Grade 3 oder 4 sind besonders schwierig, kommen
bei MPS aber haufig vor und zeigen, dass eine Intubation
erschwert sein kann.

Mallampati-Klassifikation
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Gerade wegen dieser Herausforderungen kann eine vor-
bereitende Laryngostroboskopie (Kehlkopfspiegelung)
hilfreich sein. Sie ermaglicht Arztinnen, den Kehlkopf und
die Stimmlippen genau zu beurteilen und eine Narkose si-
cherer zu planen. Besonders kritisch ist laut Dr. LaBig nicht
die Einleitung, sondern die Ausleitung der Narkose: Durch
Schwellungen oder Engstellen kann es beim Entfernen
des Beatmungsschlauchs zu Atemproblemen bis hin zur
Notwendigkeit einer Tracheotomie kommen. Daher sollte
bei MPS-Patientinnen stets auch an ein Intensivbett fur
die postoperative Uberwachung gedacht werden.

Auffdllig ist auch, dass MPS-Patientiinnen haufig eine
hohere Grundfrequenz in der Sprechstimme haben,
wodurch ihre Stimme als ungewdhnlich hell oder auch
kindlich wahrgenommen werden kann — etwa am Tele-
fon.
Anmerkung der Redaktion: Erwachsene Mdnner spre-
chen meist mit etwa 80—130 Schwingungen pro Sekun-
de, Frauen mit 180-250, und Kinder oft mit tiber 300 Hz
— je hoher die Schwingungszahl, desto hoher klingt die
Stimme.

Eine eingeschrankte Mundoffnung kann ebenfalls den
Stimmklang verandern, weil sich dadurch die Resonanz-
raume verkleinern und die Stimme dumpfer oder ge-
dampfter klingt. Diese Beobachtung wurde bei vielen
MPS-Patient:innen gemacht.

HNO-Auffélligkeiten als Diagnosehinweise

Dr. LaBig zeigte, dass bei MPS-Patient:innen HNO-Pro-
bleme hdufig zu den ersten Symptomen gehdren, die
Arztinnen auffallen.

In einer untersuchten Patientengruppe hatten
90 % mehr als ein HNO-Symptom gleichzeitig.
Besonders haufig waren vergroBerte Mandeln und
Adenoide (75 %), hdufige Atemwegsinfekte (75 %),
Horverlust (75 %) und obstruktive Schlafapnoe (45 %).
Auch  mehrfache  Mittelohrentzindungen  und
Operationen im HNO-Bereich waren haufig.

Frau Dr. LaRig zeigte eine Folie, derzufolge bei folgenden
Auffdlligkeiten Verdacht auf MPS bestehen konnte:
Ohr:

Wiederkehrende Mittelohrentziindungen, Horverlust,
Ohrausfluss, Verdickung des Trommelfells oder
Fehlbildungen der Gehdrkndchelchen.

Nase:

Chronischer Schnupfen, wiederkehrende stark laufende
Nase, abgeflachter Nasenrticken.

Hals:

VergroRerte Zunge, hypertrophe Mandeln, adenoide
Wucherungen, Epiglottisanomalien oder sichtbare Ver-
dickung des Kehlkopfbereichs.

Atemwege:

Haufige Atemwegsinfekte, Schlafapnoe, abnehmendes
Lungenvolumen oder Atemnot .

Wie Dr. LaRig zeigte, treten viele dieser HNO-Auffallig-
keiten bereits frih und oft kombiniert auf — ein Muster,
das bei der Diagnostik von MPS aufmerksam machen
sollte.

Adenoide als mogliche diagnostische Quelle

Adenoids
(200x)
normal

Neben den Ohren sind bei MPS-Patientinnen héufig
auch Rachen und Mandeln betroffen. VergroBBerte Ade-
noide (,Nasenmandeln”) oder Gaumenmandeln engen
die Atemwege zusétzlich ein und flhren oft zu wieder-
kehrenden Infekten oder Schlafapnoe. In solchen Féllen
kann eine operative Entfernung (Adenotomie bzw. Ton-
sillektomie) helfen, mehr Platz zu schaffen und die At-
mung zu erleichtern.

Nachdem rund die Halfte der Kinder schon adenoto-
miert wurde, bevor die Diagnose gestellt wird, fand ich
besonders interessant, dass sie das entfernte Adenoid-
gewebe mikroskopisch untersucht haben. Es zeigte sich
ndmlich, dass man in diesem Polypengewebe durch
die veranderte Zellstruktur MPS nachweisen konnte.
Diese Beobachtung wurde auch in einer wissenschaftli-
chen Studie bestatigt: Keilmann et al,, Int. J. Pediatr. Otor-
hinolaryngol. 2023. Damit ware es eigentlich moglich,
MPS zu diagnostizieren, wenn man daran denken wirde.

Horprobleme bei MPS

Nicht alle MPS-Patient:innen haben eine Horbeeintrach-
tigung . Dennoch treten bei MPS alle Arten der Schwer-
horigkeit auf: Schallleitungsschwerhorigkeit im Mittelohr,
Schallempfindungsschwerhorigkeit im  Innenohr oder
eine Kombination aus beidem.

Paukenerglisse
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Schallleitungsschwerhérigkeiten treten haufig durch
wiederkehrende Paukenergusse (,Glue Ear”) auf. Diese
fUhren dazu, dass tiefere Tone schlechter gehort wer-
den. Paukenréhrchen kénnen hier Abhilfe schaffen, in-
dem sie das Mittelohr belUften und FlUssigkeit ableiten.
Solange das Trommelfell geschlossen ist, ist kein beson-
derer Schutz noétig. Nach einer Réhrcheneinlage sollte
das Ohr jedoch trocken gehalten werden — gegebenen-
falls mit individuellem Schwimmschutz, den man sich
auf Anraten von Dr. LaBig unbedingt besorgen sollte.

Bei Otorrhoen (laufende Ohren) betonte Dr. Laig, wie
wichtig es ist, das Ohr konsequent trocken zu halten, zu
reinigen und gegebenenfalls zu fohnen.

Auf eine Frage aus dem Publikum bzgl. antibiotischer
Ohrentropfen antwortete sie, dass diese auch mehrmals
im Jahr verabreicht unbedenklich sind, weil sie keinen
Effekt auf den Rest des Kérpers haben, sondern nur lokal
wirken. Man sollte aber auch den Infekt symptomatisch
behandeln, denn die Ursache kénnte auch ein einfacher
Schnupfen sein.

Mit zunehmendem Alter kann bei MPS-Patientinnen
auch das Innenohr betroffen sein. Dort lagern sich Spei-
cherstoffe ab, welche die feinen Membranen, in denen
die Haarzellen liegen, versteifen, sodass die Schwingung
und damit der Schall nicht mehr gut Gbertragen werden.

Dr. LaBig stellte auch kurz technische Versorgungsmaog-
lichkeiten wie passive und aktive Mittelohrimplantate,
Knochenleitungssysteme und Hoérgerate vor.

Erschreckend fir mich war, dass laut einer Studie vie-
le Betroffene mit Horgerdten unterversorgt sind. Nur
etwa jede zweite Person, die eines brauchte, hat auch
eines. Moglicherweise kommt das daher, weil die HNO-
Abteilung bei der langen Liste der Arztinnen, die man
als MPS-Patient:in oft konsultieren muss, an der letzten
Stelle steht, meint Dr. LaBig. Sie betont daher, dass gu-

tes Horen wichtig ist fir die Lebensqualitdt und mitent-
scheidend fir unsere geistige Fitness und die Kommuni-
kationsfahigkeit - auch noch im Alter.

Was ich aus dem Vortrag noch mitnehme

Stimme und Ohr sind enger verbunden, als man denkt
- und beide verdienen Aufmerksamkeit, damit Kommu-
nikation und Lebensfreude erhalten bleiben.

Auch wenn die Veranderungen im HNO-Bereich bei MPS
nicht heilbar sind, gibt es Moglichkeiten, sie zu verlang-
samen oder auszugleichen. Die Enzymersatztherapie
(EET) kann Ablagerungsprozesse bremsen und so indi-
rekt auch die Stimme und das Gehor schitzen

Besonders hilfreich fand ich auch einige praktische Tipps,

die ich gerne weitergeben mochte:

e Zur Stimmhygiene empfiehlt Dr. LaBig die tagliche
Lax Vox-Ubung: Durch einen Strohhalm in ein Glas
Wasser blubbern — finf Minuten am Tag geniigen,
um die Stimmlippen geschmeidig zu halten.

e Auch die Kérperhaltung spielt eine Rolle: Verspan-
nungen im Nacken- oder Schulterbereich kénnen
den Klang verandern, weil die Stimme dann nicht
mehr frei in der Bubble vor dem Kopf” schwingen
kann.

e Balancelbungen fordern die Korperhaltung und da-
mit den Stimmklang.

e Regelméliige HNO-Kontrollen sind wichtig und soll-
ten nicht vergessen werden.

e Und fUr jene, die Horgerdte haben, ist eine In-si-
tu-Messung (Horgerat wird bei der Messung ge-
tragen) ausschlaggebend, denn nur so kann
genau gemessen werden, wie viel Schall tat-
sachlich aus dem Horgerat rauskommt bzw.
tatsachlich  am  Trommelfell ankommt. Da-
mit koénnen die Hbérgerdte optimiert werden.

Setz deinem
Geburtstag ein

Kronchen auf!

Ende Oktober 2025 fand in Wien die vierte internatio-
nale TRAILS-Konferenz unter dem Titel ,Alpha Manno-
sidosis and Mucopolysaccharidosis: Optimizing Patient
Journeys” statt. Zwei Tage lang drehte sich alles um
aktuelle Entwicklungen bei lysosomalen Speicher-
krankheiten - von Frihdiagnose und Kl-gestUtzter
Diagnostik Uber neue Therapieansatze bis hin zur Ver-
sorgungsqualitdt und Lebensrealitat der Betroffenen.

Fachleute aus aller Welt trafen sich in der Imperial Ri-
ding School in Wien, um Erfahrungen auszutauschen
und voneinander zu lernen. Besonders spannend fand
ich, wie vielfaltig das Programm gestaltet war: Von,Frih-
erkennung bei lysosomalen Speicherkrankheiten” Gber
Vergleichsstudien mit synthetischen Kontrollgruppen’,
,Nutzung nationaler Kindergesundheitsprogramme”
(siehe dazu Artikel auf Seite 59), bis zu Themen wie ,In-
tegrierte Patienten:innenversorgung’, ,Verhaltens- und
Schlafstérungen” und einem mehrstindigen Simula-
tionstraining wurde deutlich, wie viele Aspekte in die Be-
handlung seltener Erkrankungen hineinspielen.

Ich durfte gemeinsam mit meiner Tochter Maria beim
abschlieBenden Round Table ,Rare and Aware” dabei
sein — eine Gesprachsrunde, die sich der Rolle von Pa-
tientinnenorganisationen widmete. Wir sprachen dart-
ber, wie wichtig es ist, dass Selbsthilfegruppen nicht nur
die Sorgen und Bedirfnisse von Betroffenen vertreten,
sondern ihre Verantwortung auch aktiv leben. Gerade
beim Zugang zu Therapien und der Sicherung einer kon-
tinuierlichen Versorgung leisten sie unschatzbare Arbeit
- besonders dann, wenn sie als gleichwertige Partner in
Entscheidungen einbezogen werden.

Einmal mehr habe ich Uber unseren langen Weg zum Zu-
gang zur Heimtherapie fiir unsere Patientinnen berich-
tet, Uber endlose Diskussionen und Einzelfallentschei-
dungen. Das mag wie ein kleiner Schritt wirken —fur die

Betroffenen bedeutet es aber enorme Lebensqualitat.

Solche Erfolge zeigen mir immer wieder, dass Be-
harrlichkeit und Zusammenarbeit auf Augenhohe
viel bewirken konnen - und dass sich jeder Einsatz,
so muUhsam er manchmal auch ist, am Ende lohnt.
FlUr Maria und mich war es etwas Besonderes, bei dieser
internationalen Konferenz als Patient:innenvertreterin-
nen und als Teil einer Gemeinschaft, die sich mit ganzer
Kraft fir seltene Erkrankungen stark macht, dabei zu sein
und zu splren, dass unsere Stimme zahlt.

Michaela Weigl

ROUND TABLE
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FUNKTION VOR RONTGENBILD

ORTHOPADISCHE HERAUSFORDERUNGEN BEI MPS

Vortrag von PD Dr. Lothar Seefried bei der deutschen MPS-Konferenz, zusammengefasst von Michaela Weigl|

Bei der deutschen MPS-Konferenz beleuchtete Prof. Dr.
Lothar Seefried die typischen orthopadischen Probleme
bei den verschiedenen MPS-Formen. Er machte deutlich,
dass die Fehlentwicklungen im Knochen- und Knorpel-
aufbau ein Grundproblem darstellen, das viele der sicht-
baren Veranderungen im Skelett erklart.

Dysostosis multiplex
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Bei MPS ist haufig die Entwicklung des Skeletts gestort.
Diese typischen Knochenverdnderungen nennt man
Dysostosis multiplex.

Prof. Seefried erklarte, dass der Korper zundchst ein Ge-
rist aus Knorpel bildet, das erst spater zu Knochen um-
gebaut wird. Wenn dieser Ubergang nicht richtig funk-
tioniert, bleibt der Knorpel weich und instabil. Dadurch
entstehen Fehlbildungen, die als Dysostosis multiplex
bezeichnet werden. Besonders betroffen sind Gelenke
wie Hiifte, Knie oder Wirbelsaule.

Vor allem an der Hufte zeigt sich das Problem oft frih.
Die Gelenkpfanne bildet sich erst nach der Geburt — der
Hiftkopf formt sich dabei seine eigene Pfanne. Sowohl
in der Pfanne als auch am Huftkopf befinden sich Knor-
peloberflaichen. Wenn der Hiftkopf aber zu weich ist
und sich nicht korrekt einfligt, kann keine stabile Pfanne
entstehen. Das fUhrt spater zu Entziindungsreaktionen,
Schmerzen und Bewegungseinschrankungen.

Die Folie oben veranschaulicht die typischen Verdnde-
rungen bei Dysostosis multiplex: ein verdickter Schadel,
abgeflachte Wirbelkdrper, verdnderte Hiftgelenke, ver-
kUrzte und breite Fingerknochen sowie kurze, verdickte
Rohrenknochen. Diese entstehen, weil sich der Knorpel
nicht richtig zu stabilem Knochen umwandelt.

Prof. Seefried betonte, dass orthopddische Probleme
bei MPS ein lebenslanges Kontinuum darstellen: Die
Verdnderungen beginnen im Kindesalter, begleiten die
Betroffenen aber oft bis ins Erwachsenenleben. Gerade
bei dlteren Patientinnen sei die genaue Kenntnis der
Krankheitsform entscheidend, um Fehlinterpretationen
— etwa als Morbus Perthes — zu vermeiden.

Gelenksteifigkeit und Bewegung

Viele Patient:innen neigen aber auch dazu, Gelenkstei-
figkeit und Kontrakturen zu entwickeln. (Eine Ausnah-

me bildet MPS IV, wo diese seltener auftreten, weil die

Gelenke durch die Knorpelschwéache eher Gberbeweg-
lich sind.)
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Die Folie zeigt, wie haufig Bewegungseinschrankungen
in verschiedenen Gelenken vorkommen.

Besonders auffallig ist der Schulterbereich:

Hier ist die Beweglichkeit oft deutlich eingeschrankt —
und das hat gro8e Auswirkungen auf den Alltag. Denn
um etwas zu greifen, zu essen oder sich anzuziehen,
muss die Schulter gut funktionieren. Dass die Schulter
so haufig betroffen ist, wird im Alltag manchmal Uberse-
hen. Probleme an den Beinen fallen meist friher auf, weil
sie beim Gehen oder Stehen sofort sichtbar sind.

Interessanterweise sind Einschrankungen an der unteren
Extremitdt (also an Beinen und Ful3en) weniger haufig.
Dazu meint Prof. Seefried, es konnte daran liegen, dass die
Beine im Alltag standig in Bewegung sind — Bewegung
hilft also moglicherweise, Kontrakturen zu vermeiden.
Wenn das auch fur den oberen Kérperbereich gilt, dann
konnte regelmafige Bewegung und Physiotherapie hel-
fen, auch an der Schulter mehr Beweglichkeit zu erhal-
ten und Einschrankungen zu vermeiden - das fand ich
besonders interessant!

Diagnostisches Vorgehen bei MPS

Prof. Seefried betonte, wie wichtig es ist, nicht nur auf
Rontgenbilder zu schauen, sondern die gesamte Kérper-
achse und die Funktion zu beurteilen. Eine Ganganalyse
oder ein 3D-CT kdénnen wertvolle Hinweise geben, wel-
che Korrekturen sinnvoll sind.

Bei MPS ist die klinische Untersuchung entscheidend -
man muss sich den Menschen als Ganzes ansehen, nicht
nur einzelne Gelenke. Wichtig ist, schmerzhafte Punkte
zu erkennen, die Beweglichkeit zu prifen und den funk-
tionellen Zusammenhang zu verstehen. Nur so ldsst sich
beurteilen, ob eine geplante MaSnahme tatsachlich ei-
nen splrbaren Nutzen im Alltag bringt.
Rontgenaufnahmen
sind hilfreich, aber nur
ein Teill des Ganzen.
Entscheidend ist, dass
immer das gesamte
Bein abgebildet wird
- nur so kann die Bein-
achse beurteilt wer-
den. Man muss wissen,
wie sich etwa eine
Operation an der Hifte
auf Knie oder Sprung-
gelenk auswirkt.
Neben der Frontalansicht sind auch Aufnahmen in
Rotation wichtig. Eine CT-Untersuchung erlaubt eine
dreidimensionale Beurteilung und hilft einzuschéatzen,
ob Korrekturen in mehreren Ebenen notwendig sind.
Auch die Ganganalyse spielt eine wichtige Rolle: Man
lasst die Betroffenen gehen und beobachtet, wie sich
der Korper tatsachlich bewegt — das liefert wertvolle
Hinweise, die man auf Bildern allein nicht sieht.

Oft sind bei MPS mehrere Gelenke gleichzeitig betroffen
- etwa Hufte, Knie, Sprunggelenke oder die Wirbelsaule.
Diese Verdnderungen beeinflussen einander. Wenn die
HUfte nicht stabil ist, wirkt sich das auf das Knie oder die
Sprunggelenke aus. Deshalb ist es so wichtig, den ge-

samten Bewegungsapparat im Zusammenhang zu be-
trachten, bevor man eine Operation plant. Denn eine
HUft-OP 16st nicht gleichzeitig das Probelm im Knie oder
weiter unten im Sprunggelenk.

Was ebenfalls beachtet werden muss, ist die Knochen-
qualitat. Ein Vitamin-D-Mangel oder ein gestorter Kno-
chenstoffwechsel kann problematisch sein. Prof. Seefried
achtet bei seinen Untersuchungen immer auf Knochen-
struktur und -dichte. Auch wenn die Werte bei MPS-Pa-
tientinnen oft niedriger ausfallen, liegt das meist an der
geringeren KdrpergroBe — nicht an einer Osteoporose.
Die Knochen sind in der Regel stabil genug, um nicht
bruchgefahrdet zu sein.

Das Bild von der Wirbelsdule hat mich persoénlich an die
Geschichte meiner Tochter erinnert, auch wenn sich
das bei ihr in der Halswirbelsdule abgespielt hat. In der
Abbildung sieht man eine Wirbelsaulen-OP mit Verstei-
fung. Am Ende des Implantats hat sich erneut eine Ab-
knickung gebildet! Das ist wohl ein Hinweis darauf, dass
die Belastung nach einer OP auf andere Abschnitte Uber-
geht, und dass man auch diese Dinge bedenken muss.

Wachstumslenkung beim X-Bein

Solange das Skelett wachst, lassen sich Achsenfehlstel-
lungen manchmal durch sogenannte ,Wachstumslen-
kung” mit kleinen Platten (8-plates) relativ einfach kor-
rigieren. Dabei wird das Wachstum auf der Innseite der
Epiphysenfuge gezielt gebremst, wahrend die Aulen-
seite weiterwdchst, damit sich das Bein von selbst be-
gradigt.

Entscheidend ist der richtige Zeitpunkt. Zu frih ist wir-
kungslos, weil die Fehlstellung dann durch das weiche,
wenig belastbare Knorpelgewebe schnell zurtckkehrt.
Zu spat bringt es nur begrenzt Erfolg. Am sinnvolls-
ten ist die MalSnahme gegen Ende des Wachstums,
wenn sich das Skelett stabilisiert. Um den richtigen
Zeitpunkt zu bestimmen, sollte auch das Skelett-
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alter beurteilt werden, zB. durch ein Handréntgen.
So ldsst sich abschatzen, wann die Wachstumsfugen
noch aktiv sind und die Korrektur am besten wirkt.

Kleine Patient:innen - gro3e technische
Herausforderungen

Da viele MPS-Patient:innen kleinwUchsig sind, stellt sich
auch die Frage nach geeigneten Implantaten. Standard-
groBen sind oft zu grol3, Spezialanfertigungen aber teu-
er. Prof. Seefried setzt sich daflr ein, dass Firmen auch
kleinere GroéBen in ihr Sortiment aufnehmen — das ware
langfristig besser als Einzelanfertigungen.

Er sprach sich auBBerdem dafir aus, orthopddische Pro-
bleme bei MPS-Patientinnen systematisch zu erfassen,
um eine bessere wissenschaftliche Grundlage fur kinf-
tige Behandlungen zu schaffen. Bislang sei die Literatur
dazu sehr dinn, obwohl die Patientinnen immer alter
werden und haufiger Fragen zu Endoprothetik und Kno-
chenersatz auftauchen.

Operieren nur mit Bedacht

Bei MPS braucht jede OP eine sehr sorgféltige Abwadgunag.
Ziel ist immer, Beweglichkeit zu verbessern, Schmer-
zen zu lindern und die Lebensqualitdt zu erhdhen.
Wann immer méglich, sollte konservativ behandelt wer-
den — mit Physiotherapie, Schmerztherapie, Orthesen
oder speziellem Schuhwerk. Erst wenn das nicht mehr
reicht, ist ein operativer Eingriff sinnvoll.

Prof. Seefried ist es wichtig, dass unvermeidliche Opera-
tionen gut vorbereitet, interdisziplindr abgestimmt und
mit realistischen Erwartungen durchgefihrt werden.
Wichtig ist nicht das perfekte Rontgenbild, sondern ob
Patientinnen im Alltag tatsachlich profitieren. Nur wenn
Funktion und Lebensqualitat auch nach Monaten besser
sind, ist die Operation wirklich erfolgreich.

+Wenn man ohne Operation etwas erreichen kann,
dann sollte man es ohne Operation tun — wenn man
operiert, dann gut geplant und im richtigen Moment.”

FRUHERKENNUNG VON MPS UND ALPHA-MANNOSIDOSE DURCH
INNOVATIVE NUTZUNG DER U7A-VORSORGEUNTERSUCHUNG

Forschungsprojekt von Chiesi und Rare United mit Unterstiitzung von Dr. Christina Lampe

und Prof. Dr. Florian Lagler

Ausgehend von einem erfolgreichen Pilotprojekt von
Dr. Christina Lampe wird derzeit mit Unterstitzung von
Dr. Lampe und Prof. Dr. Florian Lagler eine Initiative zur
Friherkennung von Mukopolysaccharidosen (MPS) und
Alpha-Mannosidose (AMAN) vorbereitet. Ziel ist es, das
Potenzial der etablierten U7a-Vorsorgeuntersuchung
(,Gelbes Heft”) zu nutzen, um betroffene Kinder frih-
zeitig zu identifizieren. Diese Untersuchung, die bei allen
Kindern im Alter von 34 bis 38 Monaten durchgefiihrt
wird, umfasst ein breites Spektrum an Entwicklungs-
und Organchecks — von Sprache und Motorik Gber Kor-
pergréfe und Kopfumfang bis zu Leber, Gelenken und
Horvermogen.

Im Pilotprojekt wurden Kinderarztinnen und Praxis-
teams geschult, mithilfe eines Elternfragebogens und
einer einfachen Filterkartenanalyse jene Kinder zu erken-
nen, bei denen ein MPS-Filterkartentest sinnvoll ist. Das
Ergebnis war bemerkenswert: Von nur 19 durchgefihr-
ten Screenings konnten acht Kinder mit MPS identifiziert
werden — eine auBergewohnlich hohe Trefferquote, die
das Potenzial des Ansatzes eindrucksvoll belegt.

Darauf aufbauend wird nun eine Kooperation von Chiesi
und Rare United initiiert. Eine digitale Erweiterung des
Konzepts soll mithilfe kdnstlicher Intelligenz (KI) den
Screening-Prozess vereinfachen. Uber einen QR-Code
sollen Eltern kunftig im Wartebereich der Kinderarztpra-
xis eine Web-App aufrufen kdnnen, die sie — analog zum
Pilotfragebogen — durch MPS-typische Symptome fiihrt.
Erganzt wird die App durch den GestaltMatcher, ein KI-
gestitztes System der Association for Genome Diagno-
stics (AGD), das auf Basis von Gesichtsfotos charakteristi-
sche Merkmale genetischer Syndrome erkennt.

Die Kombination aus Fragebogen und Gestaltanaly-
se soll Kinderdrztinnen ein niedrigschwelliges, daten-
schutzkonformes Instrument bieten, um Verdachtsfille
auf MPS oder AMAN friihzeitig zu erkennen. Das Projekt
verbindet medizinische Pravention, digitale Innovation
und internationale Zusammenarbeit — ein Beispiel daflr,
wie moderne Technologie die Friiherkennung seltener
Erkrankungen verbessern kann.

Florian Lagler

s
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CHAMPS - RUCKBLICK & AUSBLICK

Wer sich fiir MPS interessiert, ist wahrscheinlich
schon auf den Namen CHAMPS gestoBen - die
Kommunikationsplattform, die Arzt:innen, Wissen-
schaftler:innen und Interessierte mit aktuellen In-
formationen zu MPS, ML und Mannosidose versorgt.
Hinter dieser Initiative steht Harald Kejr, der mit gro-
Bem Engagement daran arbeitet, seltene Erkrankun-
gen in der Fachwelt sichtbarer zu machen - und da-
mit auch uns MPS-Gesellschaften in Deutschland, Os-
terreich und der Schweiz entscheidend unterstiitzt.

Riickblick auf 2024 - Hiirden und Erfolge
Das Jahr 2024 brachte far CHAMPS einige
Herausforderungen. Ein Hackerangriff legte den Meta-
Account Uber Monate lahm, verursachte hohe Kosten
und machte eine komplette Neuaufsetzung der
Analysesoftware notwendig. Trotz dieser Rickschlage
gelanges, die Arbeitfortzufihren: Die Website wurde neu
gestaltet, Kampagnen im Rahmen des internationalen
MPS-Kongresses in Wirzburg umgesetzt und die
Kommunikation mit Sponsoren aufrechterhalten.

Trotz aller technischen Hurden erzielten die CHAMPS-
Kanadle 2024 beeindruckende Reichweiten: Uber 2,1
Millionen Sichtkontakte allein Gber Meta und insgesamt
mehr als 4,4 Millionen Aufrufe seit Projektstart zeigen,
wie wichtig kontinuierliche Offentlichkeitsarbeit ist —
gerade in einem so spezialisierten Themenfeld.

Wissen teilen - live und direkt

Ein besonderes Format sind die zertifizierten CHAMPS-
Live-Webinare, die Arztinnen fundiertes Wissen tber
seltene Erkrankungen vermitteln. Da die Organisation
und Durchfihrung dieser Veranstaltungen mit sehr
hohen Kosten verbunden sind — rund 40.000 Euro pro
Event —, wurde beschlossen, sie nur alle zwei Jahre
durchzuftihren. So kann die Qualitat der Inhalte gesichert
und das Sponsoring gezielt eingesetzt werden.

Mehr Informationen unter:
www.cha-mps.org

2025: Ran an die Arzt:iinnen — und an die Eltern
Das Ziel der Kampagne ist es immer, MPS bekannter zu
machen, neue Diagnosen zu ermdglichen und Arzt:innen
zusensibilisieren. Gleichzeitigrichtet sich CHAMPS stérker
an Eltern, die meist als Erste Veranderungen bei ihren
Kindern wahrnehmen, und so einen entscheidenden
Beitrag zur Friiherkennung leisten kdnnen.

Ein grol3er Erfolg war der Radiobeitrag vom 15. Mai
2025, der auf mehreren offentlich-rechtlichen Sendern
ausgestrahlt wurde. Allein auf der Website des
Bayerischen Rundfunks erzielte der Beitrag tber 45.000
Aufrufe — ein starkes Zeichen dafur, dass das Interesse an
Aufkldrung Uber seltene Erkrankungen wachst.

Ausblick 2026 - Kl im Fokus

FUr 2026 ist erneut ein grof3es Live-Webinar geplant.
Das vorgeschlagene Thema: der Einsatz von kinstlicher
Intelligenz bei der Diagnose seltener Erkrankungen. Ziel
ist, zu zeigen, wie moderne Technologien helfen kdnnen,
MPS und dhnliche Erkrankungen kunftig schneller zu
erkennen.

CHAMPS  ist  langst  mehr als nur eine
Kommunikationskampagne — es ist eine Plattform, die
Wissen, Vernetzung und Engagement vereint.

Wir als MPS-Gesellschaften profitieren direkt davon:
durch mehr Sichtbarkeit, fundierte Information und
starkeren Austausch zwischen Medizin, Forschung und
Betroffenen.
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WEG MIT DEM ALTEN ZOPF - HER MIT DEM HUND

Diese Entscheidung ist mir nicht leichtgefallen, aber sie
war reiflich Uberlegt — es war also keine Kurzschluss-
handlung: Mein langer Zopf ist ab!

Warum? Nun ja, ich habe MPS IVa, die korperlichen Ein-
schrankungen nehmen zu, und das regelmallige Kam-
men, Waschen, Trocknen und vor allem das Hochbinden
der Haare zum Zopf wurde immer beschwerlicher und
schmerzhafter in allen oberen Gelenken. So wuchs mit
den Haaren auch der Gedanke, diese nun doch einmal
abschneiden zu lassen. Aber so lange Haare einfach ab-
schneiden und entsorgen? Nein! Damit kann man etwas
Gutes tun. Ich spendete sie an eine Organisation, die aus
abgeschnittenen Haaren Echthaarpertcken fUr Krebspa-
tientinnen oder auch Personen mit Haarausfall aufgrund
diverser Erkrankungen anfertigt.

Da ich aufgrund meiner derzeitigen psychischen Ver-
fassung nicht mehrere Menschen um mich haben
kann, hat Mama Uber ihren groen Bekanntenkreis
eine Friseurin gefunden, die sogar zu mir in die Woh-
nung kam und mir zuhause erst den langen Zopf abge-
schnitten und anschlielSend die verbliebene Haarpracht
auf 0,8 cm abrasiert hat. Obwohl Jasmin (die Friseurin)
fast eine Stunde an meiner neuen Frisur gearbeitet
hat, hat sie keine Bezahlung dafir genommen, weil
sie den guten Zweck mit unterstitzen wollte. Sie be-
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kam dennoch zwei Geldscheine — mit dem Hinweis, sie
solle diese in die Sparbichse ihres Sohnes geben. Der
zweijahrige Sebastian war namlich dabei und amusier-
te sich wahrenddessen mit meinem Schlagzeug, den
Djembe-Trommeln und meinen Gitarren. Jasmin hat
sich angeboten, bei Bedarf jederzeit wieder ihren klei-
nen mobilen Friseursalon bei mir zuhause zu 6ffnen.

Es dauerte nicht nur einige Tage, sondern einige Wo-
chen, bis ich nicht mehr gewohnheitsgemall meinen
langen Zopf nach hinten werfen bzw. aus T-Shirts oder
Jacken herausziehen wollte. Es ist jetzt zwar ziemlich
kalt auf dem Kopf, aber die Haarpflege ist daflr nun ein
Klacks.

Da ich aufgrund meiner anhaltenden psychischen Prob-
leme mittlerweile erwerbsunfdhig bin und allein in mei-
ner Wohnung lebe, wird ein Tag ganz schon lang. Seit
Januar habe ich deshalb nun auch eine kleine Hindin.
Sie ist ein Bracken-Mix aus Rumanien — sieht aus wie
ein Dackel, ist aber ein bisschen gréf3er. Mama und ich
gingen vier Monate lang jede Woche zwei- bis dreimal
zur Gewodhnung ins Tierheim. Mit Mama hat sich die
kleine Mara relativ schnell angefreundet, aber um mich
und meinen E-Rolli hat sie immer einen sehr gro3en Bo-
gen gemacht und ist bei jedem Gerdusch, das der Rolli
hervorgebracht hat, erschrocken. Anfang Januar wurde

Mara dann versuchshalber mal einen
Tag zu mir nach Hause gebracht. Das ging
sehr gut — wir waren sogar miteinander Gassi,
und sie ist sehr brav neben meinem Rolli hergelaufen.
Als sie am Abend von einer Mitarbeiterin des Tierheims
wieder abgeholt wurde, hat sie sich sehr gestraubt und
wollte nicht mehr aus meiner Wohnung raus. Am nachs-

. tenTag habe ich sie dann als meine kleine Mara mit nach

Hause genommen.

Zuhause bin ich ja noch weitgehend ohne Rolli unter-
wegs, und da kommen wir sehr gut miteinander aus.
Einige Wochen war Mama beim Gassi gehen dabei, da
sich Mara ihr Geschirr nur von ihr anlegen lief8 und sich
draullen dann manchmal die Leine im Rollstuhl verwi-
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ckelte. Mittlerweile lasst sie sich auch von mir das Ge-
schirr anlegen, und wir beide gehen auch alleine Gassi.
Mara lauft nun die meiste Zeit ohne Leine, hort gut auf
meine Kommandos ,Stopp” vor Strallen und ,weiter’,
wenn wir die Stral3e Uberqueren. Jogger und Radfahrer
kommen problemlos an uns vorbei, denn Mara geht auf
Anweisung an den StraSenrand und setzt sich nieder.

Seit ich diese kleine Hindin habe, habe ich viele andere
Hundehalterinnen kennengelernt und kann mittlerwei-
le unterscheiden, mit welchen Hunden ich Mara spielen
lassen kann und von welchen Hunden ich sie besser auf
Abstand halte. Mara tut mir sehr gut, und sie macht mir

grol3e Freude.
Markus

www.re-mobility.at
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LEBEN MIT MPS

MEIN BEAT, MEIN LEBEN

Verse 1

Ich war noch klein, als es begann, keiner wusste Bescheid,

mein Korper fihlte sich anders an, doch niemand war
bereit.

Die Diagnose kam — Mukopolysaccharidose,

ein Wort wie ein Sturm, ein Leben voller Dosen.
Krankenhausbesuche wurden Teil von mir,

jederTag voller Nadeln, doch ich bleibe hier.

Die Arztinnen erklarn, was mein Kérper nicht schafft,
doch in meinem Herz ist 'ne unendliche Kraft.

Die Welt draufSen lauft, doch ich kdmpf in mir drin,
manchmal frag ich mich selbst: ,Warum ich, warum bin
ich der, der das tragt?” Doch dann schau ich zurtick,
jede Narbe, jeder Schmerz hat mich stark gemacht

— ein Stick.

Hook

Das ist meine Geschichte, ich erzahl, wer ich bin,
Mukopolysaccharidose steckt tief in meinem Sinn.
Jeden Tag ein neuer Kampf, doch ich lass mich nicht
brechen,

mein Leben, meine Reise, ich werd den Weg
zurechtrichten.
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ICH ERZAHL, WER ICH BIN - EIN RAP UBER LEBEN MIT MPS

Verse 2

Manche Tage sind grau, die Schmerzen zu schwer,
doch ich schau in den Spiegel und sag: ,Ich will mehr”
Mehrvom Leben, mehr vom Glick, mehr von der Zett,
auch wenn Mukopolysaccharidose mich immer begleitet.
Die Therapien sind hart, der Weg ist nie leicht,

doch ich sptr den Funken Hoffnung, der in mir bleibt.
Meine Familie ist mein Schild, sie trdgt mich nach vorn,
mit ihrer Liebe im Rucken wird ein Kdmpfer geboren.
Es ist nicht einfach, doch ich lern jeden Tag,

dass der starkste Mensch der ist, der niemals versagt.
Mukopolysaccharidose gibt den Rhythmus vor,

doch ich tanz meinen eigenen Beat, ein Lowe im Chor.

Bridge

Meine Geschichte ist mehr als ein Krankheitssymboal,
es ist Mut, es ist Kraft, es ist Leben, es ist Stolz.
Mukopolysaccharidose hat mein Leben geformt,
doch ich trag die Krone, egal wie grof3 der Sturm.

Hook

Das ist meine Geschichte, ich erzahl, wer ich bin,
Mukopolysaccharidose steckt tief in meinem Sinn.
Jeden Tag ein neuer Kampf, doch ich lass mich nicht
brechen,

mein Leben, meine Reise, ich werd den Weg
zurechtrichten.

Outro

Fur all die Kdmpfer da draufSen, die dasselbe durchstehn,
unsere Narben sind die Zeugen, wir bleiben bestehn.
Mukopolysaccharidose mag Teil von uns sein,

doch unsere Starke macht uns einzigartig — wir sind
niemals allein.

Ziilfiye

Wdhrend unserer Therapiewoche  trug
Zilfiye ihren Rap ,Ich erzdhl, wer ich
bin” erstmals vor. Es war still im Raum,
viele hatten Trdnen in den Augen — ein
Auftritt, der uns alle tief beriihrt hat.
Uber den QR-Code kénnen Sie den Rap auf
YouTube anhdren — und sich berdihren und
begeistern lassen.

Yy —

Daswar'’s —das grof3e Finale der Staatsmeisterschaft 2025.
Wir, die Klagenfurter, standen kurz davor, Geschichte
zu schreiben. FUnf Meistertitel in Folge — das ware der
absolute Wahnsinn. Aber bis dahin war’s ein richtig
hartes Stlck Arbeit.

Unsere Spiele laufen immer gleich ab: An einem
Wochenende spielen wir zweimal — am Samstag am
Nachmittag und am Sonntag in der Friih. Und an diesem
letzten Wochenende wussten wir, wir mussen beide
Spiele gewinnen, sonst ist der Traum vom Titel vorbei.

Vor dem ersten Spiel war ich extrem aufgeregt. Nach ei-
nem Monat Pause trifft man die Mannschaft wieder, man
weild nicht genau, wie alle drauf sind, wie sich das Zu-
sammenspiel anflhlt. Aber sobald wir aufs Eis gegangen
sind, war alles da — das Vertrauen, die Energie, der Wille.
Wir haben das erste Spiel mit 8:0 gewonnen. Das war un-
glaublich wichtig. Es hat uns Selbstvertrauen gegeben,
und wir wussten: Morgen holen wir uns das Ding!

Am Sonntag war die Stimmung ganz besonders. Wir
haben uns um 0830 Uhr in der Halle getroffen, jeder
war konzentriert, aber man hat gespirt — da liegt was
in der Luft. Ich hab meinen Schldger noch getapt, die
Kufen geschliffen, mein Sportgetrank vorbereitet. Und
dann kam unser Kapitan, hat die Ansprache gehalten -
und der hat uns so richtig heil§ gemacht. Da ist dieses
Feuer in dir, diese Mischung aus Nervositdat und purer
Vorfreude.

Kurz danach ging's aufs Eis zum Aufwadrmen. 10, 15
Minuten, ein paar kleine Spiele, ein bisschen Puckgefthl
holen. Schon da waren viele Zuschauerinnen da.

DAS LETZTE GROSSE SPIEL — UNSER WEG ZUM FUNFTEN MEISTERTITEL

. .

Familie, Freunde, Fans — alle haben zugeschaut. Ich war
aufgeregt, klar. Es ist jedes Mal ein besonderer Moment,
wenn du weil’t, dass so viele Menschen gekommen
sind, um dich und dein Team zu sehen.

Dann der Pfiff — das Spiel beginnt. Drei Mal 15 Minuten.
Jede Sekunde zahlt. Wir sind super gestartet, gleich voll
im Spiel gewesen, Tore geschossen, uns gegenseitig
gepusht. In der zweiten und dritten Halfte wurde es
noch intensiver, aber wir haben weiter Gas gegeben.
Und dann... der letzte PAff.

Wir haben’s geschafft. Meister! Zum flnften Mal in Folge!

Ich kann gar nicht beschreiben, was in dem Moment in
mir los war. Es war einfach das beste Gefihl Uberhaupt
— Erleichterung, Freude, Stolz. FUnf Jahre harte Arbeit,
so viele Stunden Training, so viele Rickschlage, und
trotzdem stehen wir wieder ganz oben.

In der Kabine ist dann alles explodiert. Musik voll
aufgedreht, jeder schreit, lacht, umarmt sich. Wir haben
getanzt, gefeiert, einfach gelebt. Das war pure Freude.
Dieses Gefuihl, etwas gemeinsam geschafft zu haben -
das ist unbezahlbar.

Jedes Jahr wird die Liga starker, die Gegner harter,
aber auch wir wachsen zusammen. Wir sind mehr als
nur ein Team — wir sind eine Familie. Und genau das
macht uns aus. Funf Titel in finf Jahren — das ist nicht
nur Erfolg, das ist Herzblut. Und ich weil3, wir sind noch
lange nicht fertig.

Lukas Mossbauer
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SCHULE MIT HERZ

WENN BEIM SCHULSTART ALLE AN EINEM STRANG ZIEHEN

. FUr Manuel stand im vergangenen Jahr oft
die Frage im Raum: ,Wo gehe ich nach
der Volksschule hin?” Wir haben
uns gemeinsam mehrere Schulen
angesehen, aber fir Manuel
war schon bald klar: Er mochte
ins Gymnasium. Nach einem
kurzen Gesprach mit Direktor
OStR Mag. Bohm stand fur
ihn fest: ,Da mochte ich hin!
Besonders gefallen hat ihm, dass
der Direktor auf Augenhdhe mit
ihm gesprochen hat.

SchonvordemSchulstarthabenwirunsviele

Gedanken gemacht, wie das mit Manuels Infusionen
funktionieren kann, wenn der Unterricht langer
dauert. Die Infusion dauert etwa 3,5 Stunden, und wir
Uberlegten, ob es moglich ist, die Enzymersatztherapie
wahrend der Schulzeit zu verabreichen. Da Manuel sich
mit der Infusion frei bewegen kann - sie wird in einem
Rucksack getragen — haben wir gefragt, ob unsere Nurse
in die Schule kommen darf, Manuel die Infusion anhangt
und dann in der Klasse bei ihm bleibt.

Die Antwort kam sofort und ohne Zégern:,Wenn Manuel
diese Schule besuchen mochte, dann finden wir eine
Losung.” Und soist es auch gekommen! Bereits wahrend
der Sommerschule erhielt er seine erste ,Schulinfusion”.
Von Anfang an war es flr niemanden ein Problem -
weder fUr die Schule noch fir seine Mitschulerinnen.
Ich durfte zu Schulbeginn den Klassenkamerad:innen,
Eltern und Lehreriinnen kurz erklaren, warum Manuel
seine wochentliche Infusion braucht — und dass er sie
sein Leben lang bendtigen wird.

FUr uns ist es eine groBe Erleichterung zu wissen, dass
Manuel gut aufgehoben ist und wir dadurch die Woche
besser planen konnen. Fir Manuel bedeutet das einen
freien Nachmittag, den er sonst fiir die Infusion bréuchte.
Und dieser freie Nachmittag ist wichtig — denn neben
der Schule braucht er auch regelmaBig Physiotherapie
und Ergotherapie, um seine Beweglichkeit zu erhalten.

Wir sind sehr dankbar, dass wir von Herrn Direktor
Bohm, dem ganzen Lehrerinnen-Team, der Schularztin
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Dr. Wiesner und dem gesamten Gymnasium so offen
und hilfsbereit unterstitzt werden. Auf diesem Weg
mochten wir dem Bundesrealgymnasium Zwettl, den
Mitschilerinnen, ihren Eltern sowie dem gesamten
Lehrer:innen-Team herzlich danken.

EIN ZUHAUSE, DAS MITWACHST - BARRIEREFREI FUR FRITZI

Fruher als gedacht haben wir uns zu Beginn des
Jahres an die Planung des barrierefreien Umbaus
unseres Kleingartenwohnhauses gemacht. Unser
Ziel war es, ein Zuhause zu schaffen, in dem Fritzi
alle Moglichkeiten hat, aktivam Leben im Haus teil-
zunehmen und gleichzeitig ein menschenwiirdiges
Umfeld zu genief3en.

Ein besonderer Schwerpunkt lag auf der Schaffung eines
barrierefreien Badezimmers sowie einer Toilette im Erd-
geschoss, die Fritzi mit Unterstltzung nutzen kann. Zu-
dem haben wir einen Treppenlift eingeplant, der vom
Keller (Therapiezimmer) bis in den ersten Stock (Schlaf-
zimmer und Badezimmer) fUhrt.

Nach intensiven Uberlegungen zur Raumaufteilung stan-
den wir vor der finanziellen Herausforderung. Wir kon-
taktierten zunachst vier verschiedene Firmen, um den
optimalen Treppenlift fur Fritzi auszuwahlen, und ent-
schieden uns schlieflich fur ein Modell der Firma Secon.

Im Anschluss erhielten wir die Kostenvoranschldage fur
das Badezimmer und die Mauerdurchbriche im Erdge-
schoss. Von Anfang an war uns bewusst, dass wir viele
der Arbeiten in Eigenregie durchfiihren mussen, um
die Kosten zu bewaltigen. So hatten wir einen Plan und
eine Kostenaufstellung, doch die Finanzierung blieb
eine Herausforderung. Wir durchforsteten das Internet
nach moglichen Unterstlitzungen von Land und Bund
und fullten die entsprechenden Antrége aus. Aul3erdem
kontaktierten wir verschiedene Stiftungen und Vereine.
Leider gibt es nicht viele, die Erwachsene unterstitzen —
aber wir wurden fundig.

Ende April begannen wir mit dem Ausrdumen von Frit-
zis und Fredis alten Zimmern und erledigten nach und
nach die anfallenden Arbeiten — es waren mehr, als wir
zunachst gedacht hatten. Der Treppenlift wurde Mitte
August montiert, und Fritzis Zimmer wird rechtzeitig zu

seinem Geburtstag fertiggestellt sein. Die Arbeiten am
Badezimmer und im Erdgeschoss werden voraussicht-
lich im Mérz des kommenden Jahres beginnen. Ich wer-
de euch Uber den Fortschritt auf dem Laufenden halten.

Ein groBer Dank geht an die Stadt Wien, das Sozialmi-
nisterium, die PVA und die MA 40, die den Treppenlift
zu 100 % finanziert haben. Das Badezimmer ist bislang
zU 73 % finanziert, wobei insbesondere der MPS-Ver-
ein, die Wibke-Stiftung, Hilfe im eigenen Land und
das Sozialministerium mallgeblich unterstitzt haben.
Fritzis Zimmer haben wir komplett in Eigenregie saniert.

Bleibt gespannt auf weitere Neuigkeiten!

Sabine




SPEZIALFALL UNTER SPEZIALFALLEN

SCHMERZ, HOFFNUNG UND GLAUBE - MEIN WEG ZUR HEILUNG

Seit zwei Jahren habe ich Proble-
. me mit meiner Hifte. Schmer-
& zen in der Hifte haben die
. . «!"‘ meisten MPS-Patient:in-
== "2 nen, doch als es immer
o schlimmer wurde, wurde
ich in Speising vorstellig.
Damals wurde mir keine
Hoffnung auf eine mogli-
che Behandlung gemacht.
Flr mich hatte das bedeu-
tet, jeden Tag Schmerztab-
letten zu nehmen und wieder
viel unselbststandiger zu werden.

Meine Mobilitat wollte ich nicht ver-
lieren. Ich mochte meine Socken selbst anziehen,
am Boden sitzen und mit meiner Nichte spielen.
Das nur zur Vorgeschichte. Danach haben sich meine
akuten Probleme mit den Hiften durch viele alterna-
tive Behandlungen wieder beruhigt und ich dachte
nicht mehr viel dariiber nach.

Dieses Jahr im April hatte ich auf einer ProRare-Veran-
staltung das Gluck, OA Dr. Gabriel Mindler zu treffen. Ich
schilderte ihm meine Beschwerden. Versprechen wollte
er mir natlrlich nichts, ohne mich tatsachlich untersucht
zu haben und meine Réntgenbilder zu sehen, aber er hat
mir gesagt, ich soll zu ihm in die Ambulanz kommen. Er
wurde sich auch von seinen anderen Patientinnen win-
schen, dass sie nicht erst dann kommen, wenn die Pro-
bleme schon akut sind, sondern schon friher, damit er
und seine Kolleg:innen auch die Zeit haben, sich wirklich
Gedanken zu machen.

Mein Termin war im Juni, bis dahin hatte ich leider schon
drei Ausfalle, sodass ich plotzlich nicht mehr stehen, ge-
schweige denn gehen, konnte. Zweimal abends und
einmal direkt vor der Osteopathie Behandlung. Meine
Osteopathin Susanne und ich hatten vereinbart, die Be-
handlungen zwischen Osteopathie und Physiotherapie
abzuwechseln. An diesem Tag hatte ich vor, Physiothe-
rapie zu machen, weil meine Beschwerden gerade nicht
akut waren und ich mich aktiv bewegen wollte. Doch
in dem Moment, als ich das sagte, liels meine linke HUf-
te aus und ich konnte nicht mehr stehen. Susanne hat
also meine Hufte osteopathisch behandelt. Leider sackte
meine Hufte direkt nach der Behandlung wieder weg.
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Ich liel3 mich also ins Auto tragen — wie gut, dass ich mit
Handgas fahre und mein Bein zum Auto fahren nicht
brauche — und bin in die Arbeit gefahren. Dort habe ich
mich dann mihsam in den Rollstuhl gekdmpft habe, um
wenigstens im BUro die Zeit zu Uberbrlcken, bis mein
Hausarzt, der auch noch Orthopéade ist, in der Praxis war.

Nach kurzem Durchbewegen meiner Hifte, stellte der
Arzt fest, dass diesmal tatsachlich das Huftgelenk die Ur-
sache der Beschwerden ist — und nicht, wie sonst oft, der
Schleimbeutel. Ich bekam fir mindestens eine Woche
Diclofenac verschrieben, zusatzlich Seractil-Tabletten bei
Bedarf. Wichtig war, die Entziindung zu reduzieren. Da-
nach wollten wir weitersehen.

Parallel dazu schrieb ich erneut eine Mail an das ortho-
padische Spital Speising und schilderte meine akuten
Beschwerden. Eine Woche spater wurde mein Termin
vorverlegt. Als ich ankam, war Dr. Mindler jedoch auf
Urlaub —ich wurde stattdessen von seinem Kollegen Dr.
Benjamin Kraler betreut.

Zunachst war ich etwas enttduscht, da ich auf Dr. Mind-
ler eingestellt war. Doch schnell zeigte sich: Er und Dr.
Kraler arbeiten eng zusammen und tauschen sich regel-
malig Uber ihre Patient:innen aus.

Mein Schwager Michael begleitete mich zum Termin —
dafur bin ich ihm sehr dankbar. Durch seine berufliche
Erfahrung in der Knie- und Hiftorthopddie konnte er mir
vieles erklaren, was ich wahrend des Gespréchs nicht auf
Anhieb verstand. Auch wenn ich 32 bin: Ich empfehle
allen, bei Spezialuntersuchungen eine zweite Person
mitzunehmen. Im Ausnahmezustand nimmt man nicht
immer alles wahr — es hilft, danach gemeinsam dariber
zu sprechen.

Nach dem Rontgen traf ich Dr. Kraler. Er untersuchte
mich griindlich in verschiedenen Positionen und stellte
dabei fest, dass auch mein linkes Knie — das wieder stark
in X-Bein-Stellung geraten ist — vermutlich operiert wer-
den muss. Moglicherweise ist sogar eine Korrektur des
Knies notig, bevor an der Hifte etwas gemacht werden
kann. Noch am selben Tag wurde ich ins CT geschickt,
um genauere Bilder fiir ein mogliches Implantat zu er-
halten. Zusatzlich vereinbarten wir einen Termin im
Ganganalyselabor im August, um exakte Messdaten zu
erhalten. Es ist beeindruckend, wie routiniert im Spital

Speising mit komplexen Fehlstellungen umgegangen
wird. Wo andere Orthopéd:innen vielleicht erschrocken
reagiert hatten, meinte Dr. Kraler routiniert: ,Das ist halt
alles etwas locker bei Ihnen!

Am 19. August fuhr ich mit meinem Papa zur Gang-
analyse. Daftir wurde ich mit kleinen Markern beklebt
und mehrfach beim Gehen gefilmt. Die Strecke war mit
Drucksensoren ausgestattet, sodass jede Bewegung
prazise erfasst werden konnte. Zusétzlich wurde erneut
ein Rontgen durchgefuhrt, diesmal mit einem speziellen
Marker, um die Hifte noch genauer zu vermessen.

Dr. Kraler versprach, sich mit OA Priv-Doz. Dr. Jochen
Hofstatter abzustimmen und mir innerhalb von drei Wo-
chen Rickmeldung zu geben. Sollte sich mein Zustand
verschlechtern, sollte ich mich sofort melden.

Zwei Wochen spater tat ich genau das. Die Schmerzen
waren nachts so stark geworden, dass ich Schmerzmittel
nehmen musste, um Uberhaupt schlafen zu kénnen —
was dennoch kaum moglich war. Die Riickmeldung am
nachsten Tag war ernichternd: Meine Bilder waren zwar
bereits zur Ausmessung bei einer Implantatfirma, aber
es wird noch dauern. Dr. Kraler hofft, in zwei bis drei Mo-
naten von Doz. Hofstatter zu horen.

Zwei bis drei Monate mit diesen Schmerzen und der
Schlaflosigkeit? Keine Option. Meine Mutter betete so-
fort, dass die Arzte die Dringlichkeit erkennen und wei-
se Entscheidungen treffen. Am nachsten Tag sprach ich
auch mit meinem Pastor und betete mit ihm.

Eine Woche spédter kam dann die erfreuliche Nachricht:
Ich sollte am 22. September um 8:00 Uhr wieder nach
Speising kommen - Doz. Hofstatter wollte mit mir spre-
chen. Er habe eine mogliche Losung gefunden.

In der Zwischenzeit bekam ich zwei Wochen lang taglich
Schmerzinfusionen. Auch das war keine Dauerldsung —
meine Venen sind durch die wochentlichen Enzymer-
satztherapien bereits stark beansprucht. Heute, wahrend
ich das schreibe, ist der dritte Tag ohne Infusion. Ich hof-
fe jede Nacht, dass ich wieder schmerzfrei schlafen kann.

Ich schlafe inzwischen mit einem Seitenschlaferkissen,
auf dem ich mein Bein abstUtzen kann — das nimmt den
Zug von der Hifte. Damit komme ich derzeit ganz gut
zurecht.

Zum Termin mit Doz. Hofstatter begleitete mich erneut
mein Schwager Michael — und auch diesmal war ich
froh, seine Unterstlitzung zu haben.

Die schlechte Nachricht: Es gibt kein Implantat in der
GroRe, das fur die Humanmedizin zugelassen ist. Aber es
gibt kleinere Implantate aus demselben Material, die ei-
gentlich fur die Veterindrmedizin gedacht sind. Wenn ich
zustimme — und das tue ich — will Doz. Hofstatter prifen,
ob deren Verwendung rechtlich zuldssig ist.

Er konnte mir jedoch nicht versprechen, dass ich damit
komplett schmerzfrei sein werde. Zwar konnte der Ge-
lenkschmerz verschwinden, da das Bein verlangert wird,
jedoch konnte ein sogenannter Weichteilschmerz durch
die Verdanderung entstehen.

Eine weitere Moglichkeit ware die sogenannte Girdlesto-
ne-Operation (eine Resektionsarthroplastik), bei der der
Huftkopf entfernt und der Oberschenkelhals abgestitzt
wird. Damit ware ich wohl schmerzfrei — aber unklar ist,
wie beweglich ich danach noch ware.

Seit dem 30. September komme ich ohne Schmerz-
infusionen aus, und seit 7. Oktober brauche ich keine
Schmerztabletten mehr. Wahrend ich noch auf eine
Ruckmeldung vom Arzt warte, haben viele Menschen
gemeinsam mit mir gebetet - Familie, Freunde, Evange-
listen, Prediger und meine Pastoren. Ich glaube fest da-
ran, dass Gott meine Hifte ohne Operation heilt, lasse
mich aber weiterhin drztlich begleiten, um die Heilung
auch medizinisch bestatigen zu lassen.

Aufgeben ist fir mich keine Option. Ich bete weiter, dass
Gott den Arztinnen Weisheit schenkt — und dass am
Ende die beste Losung fir mich gefunden wird.

Maria
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TAPFER & STARK: SIMON

MIT LIEBE, MUT UND FAMILIE DURCH SCHWERE ZEITEN
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Dieses Jahr hat uns die MPS-ll-Krankheit mei-
nes Neffen Simon sehr herausgefordert.
Ich war gerade mit dem Zug auf dem Weg nach
Krakau, um dort Uber Silvester einen kleinen Stad-
tetrip zu machen. Nach einer Nacht im Zug kam
ich dort um 6 Uhr in der Frih an und sah am Han-
dy eine Nachricht von meiner Schwester Bettina:
,Bitte betet fur Simon! Simon hatte in der Frih einen An-
fall. Wir sind in Braunau im Krankenhaus und er wird jetzt
intubiert!”

Da begann eine sehr schwere Zeit. Mein Neffe Simon
wurde als Notfallpatient nach Salzburg gebracht. Eine
geplante OP fir ein Tracheostoma wurde zwischen den
Feiertagen eingeschoben, damit er nicht noch einmal
intubiert werden musste. Danach war er wochenlang
auf der Intensivstation, bis es Ende Janner endlich klapp-
te, dass er in die Kinder-Reha in Salzburg — ReKiZ - ver-
legt werden konnte.

Auch Simons 10. Geburtstag feierten wir noch auf der
Intensivstation — begleitet von der Hoffnung, dass er mit
dem Tracheostoma wieder leichter atmen kann, aber
auch mit der Angst vor dem bevorstehenden schweren
Weg.

Die Zeit im ReKiZ

Im ReKiZ ging die Reise weiter. Ziel war es, Simon mit
vielen Therapien wieder mehr zu mobilisieren und mit
Medikamenten eine Stabilitat zwischen Anféllen, Ein-
lagerungen und Schmerzen zu schaffen.

Einen starken Fokus legten wir auch darauf, gemeinsa-
me Erinnerungen zu sammeln und kleine Momente zu
genielSen — soweit es mdglich war, neben der Trauer und
Angst vor neuen Anfallen oder anderen Vorféllen.

Wir feierten Bettinas Geburtstag, den 60er unserer Mama
in Salzburg, genauso wie Faschingsdienstag, Muttertag
und Ostern. Ohne das unglaublich herzliche, professio-
nelle und fursorgliche Pflegeteam des ReKiZ sowie das
Palliativteam, die Arzt:innen und Therapeutinnen, hat-
ten wir den Weg in den neuen ,normalen” Alltag nicht
so schaffen kénnen.

Wir lernten viel Neues — vom Absaugen und Wechseln
des Halsbandes des Tracheostomas Uber die Handha-
bung der Magensonde, Ubungen fir Simon bis hin zum
richtigen Lagern und Heben in und aus dem Rollstuhl.
Und vor allem — fur Simon das Wichtigste: nicht aufzu-
geben, positiv zu denken, auf das Leben zu vertrauen,
Familienzusammenhalt, Liebe und Dankbarkeit fur jeden
gemeinsamen Moment.

Endlich zuhause

Mitte Mai war es dann so weit. Es kam der Moment, den
sich auch die Arzt:innen ein paar Monate zuvor noch
nicht vorstellen konnten: Simon durfte nach Hause.

Gemeinsam mit Bettina ist er zu uns in unser Elternhaus
in St. Valentin gezogen. Was fur ein emotionales Wo-
chenende! Wir trafen die letzten Vorbereitungen fur das
Heimkommen — der Abschied im ReKiZ nach so langer
Zeit, die Hoffnungen und auch Sorgen vor der Heimfahrt
und dem neuen Alltag in den eigenen vier Wanden mit
Simon.

Auch bei den Vorbereitungen fiir das Nachhausekom-
men wurden wir vom ReKiZ und dem Palliativteam mit
viel Herz unterstutzt.

Nun ist es Oktober, und Simon genielit die Zeit mit sei-
ner Familie. Seine Mama und Oma kdmpfen jeden Tag
far und mit ihm. Sie wechseln sich in der Betreuung von
Simon ab.

Ich mochte allen Wegbegleiterinnen — vor allem dem
ReKiZ und dem Palliativteam, den Arztinnen, Thera-
peutinnen, dem MOKI-Team, das uns nun zu Hause eine
grol3e Stitze ist, und meiner Familie — von ganzem Her-
zen Danke sagen.

Ihr seid einfach groRartig!

Und Simon: Danke, dass du so tapfer kampfst — fir jeden
neuen gemeinsamen Tag mit uns.
Wir haben dich unendlich lieb!

Deine Tante Sonja
»Mit den richtigen Menschen an deiner

Seite schaffst du auch den schwierigsten
und steinigsten Weg.”




LEBEN MIT MPS

Am Anfang waren es nur Riickenschmerzen. Nichts Un-
gewohnliches — bei MPS gehort das schliellich zum All-
tag. Doch diesmal war es anders. Ich merkte, dass ich
schwadcher wurde: Mein Blutdruck war hoch, mein Puls
schnell, und die Mudigkeit nahm immer mehr zu. Selbst
das Aufstehen fiel mir schwerer als friher.

Es begann alles damit, dass ich die einfachsten Worter
nicht mehr richtig aussprechen konnte. Ich begann zu
stottern und merkte, dass meine Stimme immer ofter
versagte. Nach und nach verlor ich auch die Kraft in
meinen Handen und FuBen. Dinge, die friher selbstver-
standlich waren, wurden plotzlich zu einer Herausforde-
rung. Ich hatte keinen Appetit mehr, und wo ich friher
zuhause ohne Rollstuhl unterwegs war, musste ich nun
immer ofter den Rollstuhl benutzen. Auch mein Ge-
dachtnis liel$ nach — ich vergal8 Dinge, die mir wichtig
waren, und spirte, dass etwas in meinem Kdrper nicht
mehr stimmte.

Bevor all das schlimmer wurde, hatte ich schon tber eine
Operation nachgedacht. Ich wusste tief in mir: Wenn ich
wieder so leben wollte wie friiher, musste ich diesen
Schritt wagen. Und ich habe mich schnell entschieden
— flr die Operation, fir mein Leben.

Ein Wintertag bleibt mir besonders im Gedachtnis. Ich
besuchte mit meinem Bruder den Christkindlmarkt. Es
war wunderschon — ich war glicklich und zufrieden.
Doch auf dem Heimweg Uberkam mich plétzlich eine
tiefe Midigkeit. Zuhause angekommen, habe ich noch
schnell einen Kaffee getrunken, mit meinen Eltern ge-
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lacht und dann gesagt:,Ich bin mude, ich gehe schlafen!

Doch nachdem ich das gesagt hatte, mussten meine
Eltern sofort handeln. Sie merkten, dass etwas nicht
stimmte. Mir war plétzlich eiskalt — nicht nuran den Han-
den oder FulSen, sondern am ganzen Korper. Sie riefen
die Rettung und den Notarzt. Wahrenddessen machte
meine Schwester Elif die Rettungskréfte mehrfach dar-
auf aufmerksam, dass ich unbedingt in stabiler Seiten-
lage transportiert werden sollte.

Im Krankenhaus wurde ich dann tber drei Stunden un-
tersucht. Am Ende hiel3 es, alles sei in Ordnung, und ich
durfte wieder nach Hause. Fir mich war jedoch klar: Es
musste etwas passieren.

Zum Gliick hatte ich groRartige Arzt:nnen an meiner Sei-
te. Besonders dankbar bin ich Dr. Lagler und Dr. Krause.
Michaela hat mich nach Salzburg begleitet — sie kennt
sich gut aus, und ich bin froh, dass ich nicht allein war.
Angst hatte ich keine — von Anfang an nicht. Ich habe
mir immer gesagt: Alles kommt und geht wieder.

Meine Operation war eine Foramen-Magnum-Dekom-
pression mit Laminektomie C1. Dabei wurde am Uber-
gang zwischen Kopf und Hals — also dort, wo das Gehirn
ins Rickenmark Ubergeht — etwas Knochengewebe ent-
fernt. Dadurch bekam mein Rickenmark wieder mehr
Platz und wurde von dem Druck befreit, der all die Be-
schwerden verursacht hatte. Diese Operation sollte mir
helfen, wieder besser atmen, sprechen und mich bewe-
gen zu kodnnen - ein Schritt zurlick in Richtung Lebens-
qualitat.

In der Zeit, in der ich kaum sprechen und vieles nicht
alleine machen konnte, habe ich begonnen zu schrei-
ben. So entstand mein Lied ,Meine Geschichte Muko-
PolySaccharidose” — und spater noch weitere Lieder. Das
Schreiben und die Musik haben mir Kraft gegeben, mich
auszudricken und meine Geflhle zu teilen, auch wenn
meine Stimme fehlte.

DER ERSTE HEIMTHERAPIE-TAG -

Wir haben viele Jahre dafur gekdmpft, dass Georg seine
Therapie endlich zuhause bekommen kann. Oft haben
die Krankenkassen ,Nein” gesagt. Aber wir haben nicht
aufgegeben. Michaela hat uns sehr geholfen. Sie ist
mehrmals mit uns zum Blrgeranwalt gegangen und hat
uns bei allen Schritten unterstitzt.

Termin im Krankenhaus Krems

Am 26. August 2025 hatten wir einen wich-
tigen Termin im Krankenhaus Krems.
Birgit war auch dort — sie hat den Termin fir Georg or-
ganisiert. Georg hat sich sehr gefreut, sie zu sehen. Im
Krankenhaus wurde alles besprochen: Georg hat den
Vertrag unterschrieben, dann hat die Arztin noch den
Stempel gesetzt, und die Unterlagen wurden an die Lan-
desagentur geschickt. Jetzt musste nur noch die Bewilli-
gung kommen.

Georg war gut gelaunt und hat sich sehr gefreut. Er
konnte es kaum erwarten, dass es endlich losgeht.

Am Montag, 1. September, kam dann der Anruf: Die
Heimtherapie ist bewilligt! Unsere Mama hat von Birgit
die Nachricht bekommen. Georg war Ubergltcklich.

Endlich Enzymersatztherapie zuhause

Am Tag der ersten Heimtherapie war Georg sehr aufge-
regt — aber positiv aufgeregt.

Marianne, seine Betreuerin, hat alles vorbereitet.
Georg war stolz: Jetzt muss er nicht mehr ins Kranken-

Heute schreibe ich diese Zeilen direkt aus meinem Kran-
kenhausbett — und mir geht es wunderbar. Ich bin stolz,
dass ich diesen Schritt gewagt habe und dankbar fir all
die Hilfe, die ich erfahren habe.

Meine Botschaft ist klar: Ich bin eine Lowin, ich bin die
Stdrkere. MPS kann mich nicht besiegen.

Zilfiye

EIN GROSSER SCHRITT FUR GEORG

haus fahren, sondern bekommt seine Infusion zuhause.
Als die Therapie gestartet ist, war er richtig frohlich.
Er hat viel gelacht und sich mit mir (Karli, seinem Bru-
der) unterhalten.

Wir waren den ganzen Tag zusammen, haben auch
beim Vorbereiten mitgeholfen. Georg wollte allen eine
Uberraschung am MPS-Schiff machen, dass er dort die
Enzymersatztherapie bekommt, deswegen haben wir
es noch nicht erzahlt. Aber es war schwer, weil wir uns
so gefreut haben.

Es war ein schoner Tag. Und ruhig. So, wie man es sich

Karli

fUr Zuhause winscht.




SELTEN. GEHORT

SELTEN.GEHORT - JETZT LAUT: UNSER PODCAST IST DA!

Menschen mit MPS.
Menschen mit Mikro.

Manchmal braucht es nur einen kleinen Impuls,
damit etwas Neues entsteht. Fiir uns - Markus, Luke
und mich, Angelina - war das der Moment, als ich
Coach Esume zufallig begegnete. Es war kurz bevor
sich die Footballer fiir ihre groBe Spendenaktion
entschieden. Nur wenige Tage spater erfuhr ich
davon - und konnte es kaum glauben. Mein
Freund schrieb ihm, dass ich MPS habe und wir
bedankten uns fiir die Aktion. Dieses schicksalhafte
Zusammentreffen wurde im Podcast ,Football
Bromance” erwahnt - und plotzlich redeten wir in
unserer Selbsthilfegruppe iiber Podcasts und die
Idee, selbst einen zu starten. Eine Begegnung, die
bleibt. Und auf einmal war klar: Nicht nur ich hatte
den Gedanken. Auch Markus und Luke trugen diesen
Wunsch schon ldanger in sich. Und so ging es los.

Wir drei sind MPS-Betroffene. Und wir alle méchten
mehr Sichtbarkeit fur seltene Erkrankungen schaffen,
Informationen teilen, Mut machen - und zeigen, wie
bunt das Leben auch mit einer seltenen Diagnose sein
kann.

Wir veroffentlichten unsere erste Folge am Freitag, den
27. Juni 2025 - das ist der Aktionstag zur Forderung
digitaler Teilhabe. AnschlieBend wird jeden letzten
Sonntag im Monat unsere neue Folge erscheinen.

Eine starke Startaufstellung - fiir ein starkes

Thema

Die Aufgaben haben sich fast von selbst verteilt. Luke
ist im Vorstand des MPS-Vereins aktiv und zustandig fur
die Offentlichkeitsarbeit. Zudem bringt er jede Menge
psychologische Expertise mit — auf Instagram ist er
bekannt als luke.therollingpsycho.

Markus ist technischer Zeichner und staatlich geprifter
Maschinenbautechniker, musikaffin, produziert
eigene Songs und kennt sich bestens mit Audio- und
Computertechnik aus - perfekt flr Schnitt, Hardware
und Produktionsfragen.

Ich  selbst komme aus dem Marketing, habe
Medienmanagement studiert und bringe Erfahrung
in den Bereichen Social Media, Vermarktung
und  Projektentwicklung ~ mit.  Aullerdem  bin
ich die Schwerbehindertenvertretung eines
Medienunternehmens. Gemeinsam haben wir das
Konzept entwickelt — ehrenamtlich, mit Herz, etwas
Schweil3 und hoffentlich ein bisschen Verstand.

In einer Vorstandssitzung wurde unser Podcast
vorgestellt — und begeistert aufgenommen. Mit der
Unterstitzung des Vereins stellten wir einen Antrag bei
Aktion Mensch, um die nétigen Mittel fur Hard- und
Software zu erhalten. Zwei Wochen spater kam die
Zusage: Der Startschuss fur selten.gehort!

Was euch erwartet

Bei selten.gehort sprechen wir Uber MPS, andere
lysosomale Speicherkrankheiten und das Leben mit
einer seltenen Erkrankung — ehrlich, hoffentlich nahbar
und mit viel Leidenschaft. Wir teilen unsere eigenen
Erfahrungen, laden Gaste ein und sprechen Uber
Alltag, Pflege, Barrieren, rechtliche Fragen, Forschung,
psychische Gesundheit — und alles, was euch bewegt.
Flr uns ist das Neuland, und wir setzen auf eine steile
Lernkurve. Denn dhm, ja — so ein Podcast ist gar nicht so
einfach, wie wir gerade feststellen.

In einer Folge begrtf3en wir zum Beispiel Christian
Wiedemann. Mit ihm tauchen wir tiefer in rechtliche
Themen ein — vielleicht wird daraus sogar eine kleine
Reihe. Wir sind gespannt!

Unser Ziel

Aufkldrung, Austausch, Sichtbarkeit — und ganz viel Mut.
Denn wir wissen aus eigener Erfahrung, wie wertvoll
es ist, gehort und gesehen zu werden. Der Podcast
richtet sich an Betroffene, Angehdrige, Arztinnen,
Therapeutinnen und alle, die seltene Erkrankungen
besser verstehen mochten.

Macht mit!

selten.gehort findet ihr auf allen gdngigen Podcast-Platt-
formen.

Unsere Website lautet: www.seltengehoert.de

Auf Instagram sind wir unter selten.gehoert aktiv — und
natdrlich auch Uber die Seite des MPS-Vereins verlinkt.

HEUTE IST RELEASE DAY:

FOLGE 7

UNSERES PODCASTS
IST DA!

BAU
GMBH

MASCHINENPUTZ = VWS = TROCKENBAU dimmung sowie Ausbau-

Dr.-Hans-LecHNER-STRASSE 3 - 5071 WaLs

+43 662 8549 27 - OFFICE@FL-BAU.AT
WWW. FL-BAU. AT

E-Mails gerne an: podcast@seltengehoert.de

Wenn ihr I[deen, Wiinsche oder Feedback habt — schreibt
uns gerne! Ihr seid unsere Kernzielgruppe. Auch wenn
ihr selbst mal zu Gast sein wollt oder ein Thema mit uns
teilen mochtet: Meldet euch! Wir freuen uns auf eure
Stimmen, Geschichten und Gedanken.

Wir sind keine Profis — aber wir lernen mit jeder Folge.
Und wir machen das fur euch. Denn selten.gehort soll
nicht nur gehort werden, sondern auch verbinden.
Wenn ihr wissen mochtet, warum wir Zebras sind und
LSD bei uns keine Halluzinationen verursacht, dann
schaltet ein und abonniert uns.

Angelina Hinsch

RA SEID,
DANN FOLGT UNS!

ALLES AUS EINER HAND:

Wir sind Komplettanbieter im !
Bereich Gebdaudedammung,
Trockenausbau und Verputz.
Ob Neu- oder Altbau, ob
Leicht- oder Massivbau,
wir bieten lhnen Warme-

moglichkeiten fiir alle
Bereiche. Von der Fassade
iiber den Keller zum Wohn-
raum bis hin zum Dachboden.
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mail: office@meisterbetrieb-hoell.at, Tel. 0680/327 0858

Nachstenliebe
bleibt an erster
Stelle.

. " v
%rvéiﬂﬂ?c'he
ersmhert!
Wir helfen, wo Hilfe Not tut. Die Oberdsterreichische ist seit

jeher stolzer Partner sozialer Institutionen. Wir bedanken
uns flr die taglich geleistete Arbeit.

obercrl) Mein Regionalstrom gibt mir Energie aus meiner Nahe. Er wird in ober-

osterreichischen Kraftwerken erzeugt, also mit Sicherheit atomstromfrei.
osterreichische

Jetzt und in Zukunft.
versich.at

Mehr auf www.linzag.at/regionalstrom

SKRINGER

WEINGUT

ENTDECKEN. GENIESSEN. BLEIBEN.

WEINGUT & WEINE

Ein Familienbetrieb in vierter Generation am
Eichberg. Die Weine des Weinguts Skringer
spiegeln Herkunft, Handwerk und den
Ausdruck des Terroirs wider.

Auf rund 138 Hektar bewirtschaftet die Familie
Skringer ihre Weingarten.

Im Fokus stehen herkunftstypische,
authentische und ehrliche WeiRweine.

> Weinverkostungen sind jederzeit nach
Vereinbarung moglich.

> Auch im Online-Shop gibt es spannende
Pakete zu entdecken.

WINZERHAUSER & URLAUB
BEIM WEIN

Wohnen am Weingut — inmitten der studsteirischen
Weingarten. Ankommen und durchatmen.

Die Winzerhauser der Familie Skringer sind
Ruckzugsorte, die Geborgenheit und Freiheit vereinen
— fernab vom Alltag und doch ganz vertraut.

Mit viel Gespur fur Asthetik und Komfort gestaltet,
bieten sie Raum fuir echte Erholung.

Eingebettet in die Weinlandschaft, umgeben von
Genuss und Tradition, laden sie dazu ein, den Moment
zu leben.

Stilvoll, durchdacht und mit einem besonderen
Charme - ein Ort, der inspiriert und entschleunigt.
Zeit fur sich. Zeit zum GenieRen. Zu jeder Jahreszeit.

Eichberg Trautenburg 28, 8453 Leutschach
www.skringer.at



In diesem Jahr durfte ich bei unserer Mitterauszeit An-
fang Marz einigen unserer Mamas meine Heimat — das
wunderschone Waldviertel — zeigen.

Wir verbrachten drei Nachte im eindrucksvollen Schloss-
hotel Rosenau, das nur wenige Minuten von meinem
Zuhause entfernt liegt.

Am Donnerstagabend starteten wir mit einem kleinen
Spaziergang in die Nachbarortschaft Niederneustift, wo
wir in der W4Kuchenmeisterei herzlich empfangen und
mit einem kostlichen Abendessen verwodhnt wurden.
Der Freitagvormittag stand ganz im Zeichen von Ent-
spannung und Achtsamkeit. Ich konnte Frau Claudia
Neulinger daftir gewinnen, mit uns diesen Vormittag zu
gestalten. Sie gab uns wertvolle Einblicke in meditative
Bewegung in der Natur, Achtsamkeitsreisen, Kurzent-
spannungen flr den Alltag sowie zum Abschluss einfa-
che Ubungen aus dem Impulsstromen (nach einer kur-
zen EinfUhrung in diese Methode).

Am Nachmittag besuchten wir die Firma Sonnentor, wo
wir bei einer spannenden Flhrung einen interessanten
Einblick in den Betrieb und seine Philosophie erhielten.
Am Abend wurden wir im Schlosshotel kulinarisch ver-
wohnt — doch damit war der Tag noch nicht zu Ende. Ich
hatte eine kleine Uberraschung fir unsere Mamas vor-
bereitet:

Katharina Grabner-Hayden kam zu uns ins Schlosshotel
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MAMAS UNTER SICH - DREI TAGE AUFTANKEN IM WALDVIERTEL

Rosenau und hielt eine Benefizlesung. Ich bin ihr daftr
noch immer sehr dankbar — es war ein Abend voller La-
chen, Nachdenken und Abschalten. Katharina ist eine
unglaublich sympathische Personlichkeit und eine wah-
re Wucht. Ich kann sie nur warmstens weiterempfehlen!
Bei herrlichem Wetter machten wir am Samstag einen
ausgiebigen Spaziergang zur Burg Rappottenstein. In
der gemutlichen Burgschenke — die von meiner Schwes-
ter gefuhrt wird — lieBen wir uns anschliefend Kaffee
und Kuchen schmecken.

Am Abend genossen wir die kulinarischen Késtlichkei-
ten beim Meierhofheurigen — ein gelungener Abschluss
eines rundum schonen Tages.

Ein besonderes Highlight zum Abschluss am Sonntag
war der Besuch im Nostalgiekino in der Residenz Schloss
Rosenau. Leider hiell es danach schon wieder Abschied
nehmen.

Es war eine wunderschone Zeit mit den Mamas — ge-
pragt von Austausch, gegenseitiger Unterstltzung, viel
Lachen und gemeinsamer Freude.

Ich danke allen, die den weiten Weg ins Waldviertel auf
sich genommen haben. Der Wettergott meinte es gut
mit uns — an allen Tagen begleitete uns strahlender Son-
nenschein.

Rosemarie

4?5 sy ; .




COCA-COLA INCLUSIONRUN

800 METER MUT, FREUDE UND GEMEINSCHAFT

Der Vienna City Marathon ist nicht nur ein Wettkampf fir
Top-Athletinnen, sondern mit dem Inclusion Run auch
ein Fest der Vielfalt und Inklusion. Denn er gibt Men-
schen mit Beeintrachtigungen die Maglichkeit, Teil die-
ses grofSartigen Events zu sein.

Die Laufstrecke misst 800 Meter — eine Herausforderung,
die in etwa 20 Minuten zu meistern ist, sei es zu Ful, im
Rollstuhl oder mit Gehhilfen. Dabei geht es nicht um Zeit
oder Geschwindigkeit, sondern um das gemeinsame Er-
lebnis und das unbeschreibliche Gefuhl, etwas Grof3es
zu schaffen und wie ein Star gefeiert zu werden.

FUr mich ist der Inclusion Run kein sportlicher Wett-
kampf im eigentlichen Sinn, sondern vielmehr ein Fest
der Begegnung, der Vielfalt und der Inklusion. Dieser
Lauf bietet Menschen mit Beeintrachtigungen und ihren
Familien die Mdglichkeit, Teil des groBen Gesamtevents
beim Vienna City Marathon zu sein. Es geht hier weder
um das Tempo noch um die Art der Fortbewegung - es
geht darum, gemeinsam ins Ziel zu kommen. Die Freude
und der Stolz in den Gesichtern unserer Patientinnen,
wenn sie von den jubelnden Zuschauer:innen praktisch
ins Ziel getragen werden, erzeugen bei mir jedes Mal
Gansehaut und Freudentranen.

Und so hat sich der Inclusion Run fur uns MPS-Familien

zu einem emotionalen Hohepunkt des Jahres entwickelt
— in etwas, das wir auf keinen Fall verpassen mochten.
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Wer einmal dabei ist, spurt, wie viel Kraft und Hoffnung
von diesen Minuten ausgeht — und warum wir uns jedes
Jahr aufs Neue darauf freuen.

Nach dem Lauf gehen wir traditionellerweise gemein-
sam essen — nicht nur als Familien, sondern zusammen
mit unseren Charity-Lduferinnen, die am ndchsten Tag
fir uns an den Start gehen. Das ist fUr beide Seiten ein
bewegender Moment: Unsere Familien lernen die Men-
schen kennen, die ihre Sportlichkeit dafir einsetzen, an-
deren Gutes zu tun — denn diese grol3artigen Menschen
sammeln schon im Vorfeld Spenden fur die jdhrliche
Therapiewoche. Und umgekehrt sehen die Sportler:in-
nen, die fUr uns laufen, unsere kleinen Patientinnen, sind
zutiefst berihrt und in ihrer Mission bestéarkt.

Michaela Weigl
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VCM: FUR MPS AM START

EIN MARATHON, DER BEWEGT - IM HERZEN UND AUF DER STRECKE

Durch meine Arbeitskollegin Sonja Pfaffeneder bin ich auf MPS Austria
aufmerksam geworden. Ihr Neffe hat MPS, und sie ist im Verein sehr en-
gagiert. Ehrlich gesagt wusste ich vorher kaum etwas Gber MukoPoly-
Saccharidosen. Als ich mich eingelesen habe, wurde mir schnell klar,
dass der Verein und seine Arbeit viel mehr Aufmerksamkeit verdient.

Ich laufe schon langer regelmaBig und der Vienna City Marathon stand
schon auf meiner Liste. Also entstand die — zugegebenermalien etwas
mutige — Idee, als Charity-Laufer fir MPS an den Start zu gehen.

Spenden zu sammeln war flr mich Neuland. Ich ging offen an die Sa-
che heran, sprach mit Freunden, Familie und Kollegen — und merkte
schnell, dass viele bereit sind zu unterstitzen. Mein urspringliches Ziel
von 300 Euro konnte ich sogar Ubertreffen: Am Ende kamen 383 Euro
zusammen, und ein Instagram-Reel mit Gber 7000 Views brachte noch
weitere Zuspriche.

Besonders motivierend war der Abend vor dem Lauf, als ich die MPS
Familien und die anderen Charity-Lduferinnen kennenlernen durfte.
Das hat mir nochmal gezeigt, wofUr wir laufen. Am néchsten Tag lief
alles gut — und obwohl ich eine persdnliche Bestzeit erreichte, war
das eigentliche Highlight das Gefiihl, etwas bewirken zu kénnen und
das Spendenziel zu erreichen.

Georg

4 PROFISPORTLER FUR MPS-KINDER

Es gibt Momente, in denen Engagement {ber
sportliche Leistung hinausgeht — wenn Menschen
ihre  Reichweite und Energie einsetzen, um
anderen Mut zu machen und etwas zu bewegen.
Einen solchen Moment haben wir heuer beim VCM erlebt.

Vier osterreichische Profisportleraus verschiedenen Diszi-
plinengingenalsStaffelfirunsere MPS-KinderandenStart:
Bernhard Starkbaum (Eishockey), Lucas Pfaffl (FulZball),
Johanna Mélls (Basketball) und Felix Friedel (Handball).

Flr uns bedeutet das weit mehr als eine nette Geste. Es
ist ein Zeichen von Verbundenheit, dass Spitzensportler
ihren Lauf unseren MPS-Patientinnen widmen, einfach
groRartig.

Die vier sympathischen Sportlerinnen haben nicht nur
sportlich Uberzeugt, sondern auch als Menschen. Denn
obwohl sie vorher weder uns noch die schreckliche Er-
krankung MukoPolySaccharidose kannten, haben sie so-

fort verstanden, wie wichtig ihr Lauf flr uns ist. Durch ih-
ren Einsatz haben sie unsere Arbeit und das Thema MPS
in die Offentlichkeit getragen - dorthin, wo uns kaum
jemand kennt. Es war schon zu erleben, mit welcher
Selbstverstandlichkeit und Freude sie das getan haben!

In einem Artikel in der Kronen Zeitung wurden sie dafur
sogar als Wiener der Woche" bezeichnet - das haben
sie sich wirklich verdient. Denn sie haben uns MPSlern
damit nicht nur ihre Zeit und ihren Einsatz geschenkt,
sondern auch ein bisschen mehr Aufmerksamekeit in der
Offentlichkeit. Dafiir kdnnen wir gar nicht genug danken.

Wir freuen uns schon sehr auf den ndchsten VCM im
April 2026 und hoffen, dass uns auch da wieder viele
Menschen mit groBem Herz unterstitzen werden.

Michaela Weigl



MPS-THERAPIEWOCHE

UNSER HIGHLIGHT DES JAHRES - ZUM 24. MAL

Ein gro3es Dankeschon an alle Menschen, die diese Woche durch finanzielle
Unterstiitzung, personlichen Einsatz oder Warenspenden ermdglicht haben.

Hotel Karntnerhof in Bad Klein-
kirchheim — mit Gastgeber Dietmar
Krenn einfach eine perfekte Wahl!
Wir waren schon zum dritten Mal
hier — weil man sich nirgendwo
wohler fiihlen kann.

Das Haus Uberzeugt mit grof3-
zUgigen Zimmern, einem hellen
Speisesaal, dem wunderschdnen
Wintergarten, dem grofSartigen Kin-
derspieleparadies, Spielplatz, Mini-
golfplatz und dem einladenden Hal-
lenbad.

Doch das, was den Karntnerhof wirk-
lich besonders macht, sind die Men- S 1 Y : | iy * Kinderprogramm

schen: ein herzlicher Chef und ein SAVE THE DATE: A = 2 _7_ \ e EERE : - L e Ausflige: AlmZeit Turracher Hohe, St. Oswalder
ebenso freundliches, aufmerksames Therapiewoche 2026 " Aprac . B % iz T ‘ @ \ Bockhditte, Millstdttersee, Kirtag Unterwirt
Team, das sich mit viel Engagement 11.-19.Juli SR A AR T AN 8 NE N W *  Abendprogramm (Generalversammiung,

um jeden einzelnen Gast kimmert. \ : Packerlabend, Konzert mit,Wir zwa und i)

Eckdaten 2025

e 148Teilnehmer:iinnen, 35 Patient:innen

e 16Therapeutinnen, 2 Arzt:innen, 5 Trainer:innen

e 8 Kinderbetreuerinnen

o 4Workshops: Resilienz, Kreativ, Linedance,
Simulationstraining

e 7 Einzeltherapien

e 8 Gruppentherapien:
Progr. Muskelentspannung, Wassergymnastik,
Ruckenschule, Nordic Walking, Smovey,
Linedance, Mountainbike, Yoga

e 6 Therapietage, insgesamt 701 Therapieeinheiten

e rund 58 Stunden Therapie pro Tag

Kinderbetreuung: Feldenkrais: Petra Mistelberger

Anna Messenbdck und Michael Weigl mit Thomas Plamberger, Paul Prahofer, Kosmetik und FuB3pflege: Zulma Dimate

Tabea Typolt, Lilla Velich, Sissi Wohs Sim-Training: Florian Lagler & Wolfgang Schedlbauer hel

Physiotherapie und Ergotherapie: Workshop Resilienz: Martin Zagimayr and )
Anna-Sophia Mihl, Susanne Kiener, Katharina Lurzer, Raphael Haplea Wassergymnastik, Riickenschule, Progr. Muskel- hope
Medizinische Gesprache /Betreuung: Florian Lagler, Alois Gruber entspannung: Raphael Haplea _

Cranio Sacral Therapie: Ulrike Kaser Linedance: Karin und Rudi Kientzl

Osteopathie: Michael Hasenknopf, Susanne Kiener Kreativworkshop: Sigrid Meind| _
Massagen: Technik: Martin Weig| LICHT INS DUNKEL
Harald Meind|, Hermine Reitbock, Zulma Dimate, Sabine Mahlleitner-Frank, Foto- und Videoteam: Johannes Weigl, Martin Weig|

Stefanie Eder Organisation: Michaela Weigl, Christine Hauseder

Hundetherapie: Patricia Mauernbdck mit Aurora & Chia Anna Messenbdck, Michael Weigl

Die MPS-Therapiewoche ist unser gréfites und zugleich bedeutendstes Projekt. Was in dieser Woche
moglich wird, ist einzigartig — genauso wie das Projekt selbst. Keine andere Initiative erreicht so viele
Familien gleichzeitig, wirkt so nachhaltig und kann ihr Leben tatsachlich verandern. Bewegung ist
Leben — und genau das steht im Mittelpunkt: Wir fordern Beweglichkeit, trainieren gezielt mit den
Betroffenen und zeigen Wege auf, wie Aktivitat Lebensfreude und Selbststéndigkeit erhalt.

DochnebenderTherapiegibteszweiweitere zentrale Sdulen:denintensiven Austausch untereinander,
der zu einer wahren Schatzkiste an Erfahrungen geworden ist — denn voneinander lernen wir oft
mehr, als uns je ein Arzt oder eine Arztin vermitteln kdnnte. Und die so wichtige Entlastung der Eltern,
die im Alltag oft bis an ihre Grenzen gehen. Wahrend der Therapien Ubernehmen Padagog:innen,
Behindertenfachbetreueriinnen, Sozialpadagog:innen, Pflegekrafte und erfahrene Geschwisterkinder
liebevoll die Betreuung der Kinder — damit auch die Eltern neue Kraft schopfen kénnen.
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MPS-VERANSTALTUNGEN

MPS-THERAPIEWOCHE

UNSERE ERSTE THERAPIEWOCHE - UND SICHER NICHT DIE LETZTE

Wir haben Jona, Flora, Leon, Lena
(Magdalena) und Laurin auf
der internationalen MPS-
Konferenz 2024 in Wirz-
burg  kennengelernt
und sie im Dezember
2024 in Wien besucht.
Lena und ich stehen
seitdem regelmafig in
Kontakt — wir schreiben
uns oft und tauschen
uns Uber unsere beson-
deren  Lebenssituationen
aus. Bei einem Gesprach er-
zahlte sie von der MPS-Therapiewo-

che und erwahnte, dass es vielleicht noch freie Pldtze gibt.

Ohne grof3 nachzudenken, habe ich Michaela ge-
schrieben - und prompt eine Antwort erhalten. Wir
hatten nur einen Tag, um uns zu entscheiden, doch als
das Abenteuer rief, war die Entscheidung schnell klar.
Da der Papa fir die Zeit andere Plane hatte, stand fest:
Es wirde Mama-Sohn-Zeit werden. Ich, die nicht gerne
Auto fahrt, machte mich auf zu einer etwa zehnstun-
digen Fahrt (inklusive ein paar kleiner Umwege) vom
schonen Stdschwarzwald ins malerische Karnten. Mit
moralischer Unterstitzung vom Papa am Telefon, Fynn
als groartigem Beifahrer und jeder Menge Vorfreude im
Gepdck konnte die Reise nur gut beginnen.

Im Karntnerhof angekommen, wurden wir herzlich will-
kommen geheilen. Der Eingangsbereich fillte sich
schnell, und schon bald hatten wir das Gefuhl, Teil von
etwas ganz Besonderem zu sein. Wir kannten niemanden
aulSer Jona, Flora, Leon und Lena - und trotzdem fuhlten
wir uns sofort wohl. Nach dem Abendessen erkundeten
wir noch das Hotel. Fynn wollte das Kinderparadies nicht
mehr verlassen. Der Indoor-Sandkasten war Fynns High-
light. Mde, aber voller Vorfreude fielen wir ins Bett.

Die Tage starteten mit einem leckeren Frihstick, bevor
fur Fynn und mich die Therapien am Vormittag warteten.
Ganz gleich ob Physiotherapie, Hundetherapie oder Fel-
denkrais — die Vielfalt der Angebote war beeindruckend.
Besonders schon war zu erleben, mit wie viel Engage-
ment und Feingefihl die Therapeutinnen und Thera-
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peuten auf Fynns individuelle BedUrfnisse eingingen.

Nicht nur die Kinder kamen auf ihre Kosten: Massagen
bei Hermi, eine superlustige Pedikire mit Zulma, Line-
dance, kraftvolles Smovey-Training mit Saskia oder ein
lehrreicher Notfall-Workshop von Dr. Lagler — das Pro-
gramm hatte fir alle etwas zu bieten. Moglich wurde das
nur, weil die Kinder in den besten Handen eines liebevol-
len Kinderbetreuungsteams waren. Fynn und ich fihlten
uns sofort wohl und aufgenommen in der MPS-Familie.

An den Nachmittagen erkundeten wir gemeinsam Karn-
ten. Mit dem Traktor fuhren wir auf die Unterwirt-Hitte
und hatten —wie die Osterreicher sagen —,murz a Gaudi”
Auf der Nockys Alm kamen die bemalten Kugeln aus
der Kinderbetreuung zum Einsatz, wahrend uns ein
,kleiner” Regenschauer in die Almhutte trieb — Apfel-
strudel inklusive. Fynn und ich paddelten zum ersten
Mal auf dem Millstatter See Tretboot — und es funktio-
nierte erstaunlich gut mit dem kleinen MPS llla-Flummi.
Fynns Highlight war am freien Samstag die Heidi-Alm:
Als grol3er Heidi-Fan bestaunte er die Figuren und fltter-
te — wie Peter — die Ziegen.

Der Konzert- und Linedance-Abend war magisch. Alle hat-
ten eine tolle Zeit, tanzten, lachten und genossen den Mo-
ment. Mein personliches Highlight war der bunte Abend:
Zilfiye présentierte einen ergreifenden Rap, gefolgt vom
mitreiBenden Tanz der Kinder und einem emotionalen
Lied. Das horen wir Gbrigens immer noch sehr oft.

Die Woche war voller schéner Momente — und das war
nur ein kleiner Ausschnitt. Es war Raum fUr Spaf3, aber
auch fir tiefgrindige Gesprache. Freude beim Line-
dance auf der Terrasse, aber auch Trauer bei der Gedenk-
feier — alle GefUhle durften sein.

Der Abschied fiel schwer, denn wir haben alle so schnell
ins Herz geschlossen.

Doch eigentlich ist es kein Ab- 1
schied, wir kommen ganz si- ;' '
cher wieder. F

Danke an alle, die diese
Woche unvergesslich ge-
macht haben!

Lisa & Fynn

MEHR ALS PHYSIOTHERAPIE - EINE WOCHE, DIE BERUHRT

Meine Arbeitskol-

legin und enge

Freundin  Sophia

MUhI hat mir Uber

die Jahre immer wieder

begeistert von den MPS-

Therapiewochen erzahlt

— wie besonders sie sind und

“wie wichtig ihr die Teilnah-

e als ehrenamtliche The-

rapeutin ist. Gleichzeitig hat

sie mir viel Uber das Krank-

heitsbild der Mukopolysac-

charidosen vermittelt und

gezeigt, worauf es in der

therapeutischen Arbeit

mit den Betroffenen an-
kommt.

In diesem Jahr er-
gab sich dann die
Gelegenheit: Der

MPS-Verein such-

te eine weitere Physiotherapeutin zur Unterstltzung der
Therapiewoche. Sophia leitete mir die Ausschreibung
weiter — und ich habe mich sofort beworben.

So durfte ich heuer gemeinsam mit ihr den Verein phy-
siotherapeutisch unterstitzen und dabei viele wunder-
bare Menschen kennenlernen. Besonders berthrt hat
mich der starke Zusammenhalt zwischen den Betroffe-
nen und den Kolleg:innen. Viele kennen sich schon seit
Jahren, helfen einander und bilden eine Gemeinschaft,
die sich fast wie eine selbstgewahlte Familie anfuhlt.
Diese Verbundenheit mitzuerleben, war fir mich das
Schonste an dieser Woche.

Die Maglichkeit, individuell auf jede Patientin und jeden
Patienten einzugehen und eigenverantwortlich zu ar-
beiten, hat mir grof3e Freude bereitet. Ich habe in dieser
Woche nicht nur viel gelernt, sondern auch viel gelacht
und wertvolle Erfahrungen gesammelt.

Mein Fazit nach dieser Woche: Ich wirde jederzeit sehr
gerne wieder an der Therapiewoche teilnehmen und
das Team therapeutisch unterstitzen.

Katharina

MITTENDRIN IM WIR-SPIRIT DER MPS-FAMILIE

Ich war das erste Mal als ehrenamtliche Masseurin bei
der Therapiewoche des Vereins MPS dabei. Es hat mich
sehr berthrt, direkt mit Betroffenen und auch mit ihren
Familienangehorigen zu arbeiten.

Was mich besonders fasziniert hat, war die Herzlichkeit,
Lebensfreude und Dankbarkeit, die wéhrend der ganzen
Woche spurbar war.

Am meisten bewegt hat mich das starke Zugehorig-
keitsgefuhl — dieser echte WIR-Spirit. Ich wurde vom ers-
ten Moment an herzlich aufgenommen und fiihlte mich
sofort als Teil der grol3en MPS-Familie.

Ich durfte auch am bunt gestalteten Nachmittagspro-
gramm teilnehmen und beim berlihmten Packerlabend
dabei sein — mein ganz personliches Highlight.

FUr mich war diese Woche eine wertvolle und besonde-
re Erfahrung, und ich bin sehr dankbar, dass ich ein Teil
davon sein durfte.

Stefanie
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SIMULATIONSTRAINING

MPS-ELTERN-SIMULATION MAL ANDERS
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MPS-Eltern mussen im medizinischen Alltag oft als
Expertinnen in eigener Sache agieren. Die seltene
Erkrankung und ihre speziellen Bedurfnisse sind
vielen Arztinnen und Pflegekraften nicht vertraut —
insbesondere auBerhalb der spezialisierten MPS-Zentren.
Deshalb bringen Eltern haufig ihr Wissen, Notfall- oder
Narkosepdsse selbst aktiv ein, wenn medizinische Hilfe
bendtigt wird. Diese besondere Situation fihrt nicht
selten zu Kommunikations-Herausforderungen: Eltern
fuhlen sich und die Anliegen ihrer Kinder oft nicht
ausreichend ernst genommen. Wie belastend das
sein kann, zeigen auch die Ergebnisse der Salzburger
Studie zur Wirksamkeit der Notfall-Simulation, die auf
den hohen emotionalen Stress und das Gefihl der
Machtlosigkeit hinwies.

Um dem entgegenzuwirken, hat die Deutsche
MPS-Gesellschaft 2025 ein groBes Empowerment-
Projekt fur MPS-Eltern gestartet. Ziel ist es, Eltern
Kommunikationsmethoden  und  -strategien  zu
vermitteln, mit denen sie die Interessen ihrer Kinder
noch wirksamer vertreten kdnnen. Das Simulationsteam
des LysoCenters Salzburg ist in das Projekt eingebunden.
Bereits im Rahmen der Therapiewoche von MPS
Austria kam das neue Konzept erstmals erfolgreich zur
Anwendung - als Pilot-Durchgang quasi.

Im Mittelpunkt steht eine bewdhrte
Kommunikationsmethode, die auf gegenseitigem
Verstandnis basiert: Nur wenn alle Perspektiven —
jene der Eltern wie auch des medizinischen Teams —
besprochen und anerkannt werden, kann eine starke
Allianz entstehen. In realitdtsnahen Trainings wurden
daher nicht nur medizinische Notfdlle, sondern auch
schwierige Gesprachssituationen geubt.

Das Ergebnis ist eine ganzheitliche Vorbereitung auf
Situationen, die man sich nicht winscht, aber dennoch
erleben kann. Mit guter Vorbereitung, Beharrlichkeit und
klarer Kommunikation lassen sich die besten Ergebnisse
fur MPS-Patientiinnen erzielen.

Florian Lagler

ANKOMMEN, VERSTANDEN WERDEN, DAZUGEHOREN

Vom 12. bis 20. Juli 2025 waren wir zum aller-

ersten Mal bei der MPS-Therapiewoche in

Bad Kleinkirchheim im schénen Karnten
dabei — und was sollen wir sagen: Es
war einfach eine unglaublich besonde-
re Zeit!

Schon am ersten Tag fahlten wir uns im
Hotel Karntnerhof sehr willkommen. Phil-
lip und Tobias waren sofort mittendrin und

fanden schnell neue Freunde — sowohl unter
den betroffenen Kindern als auch unter den gesunden
Geschwistern. Zu sehen, wie offen und selbstverstand-
lich die Kinder miteinander umgingen, hat uns sehr be-
rahrt,

FUr uns Eltern war die Woche zwar stellenweise ein biss-
chen anstrengend - so viele Termine, Workshops und
Ausflige —, aber gleichzeitig unglaublich bereichernd.
Wir haben viel gelacht, tolle Gesprache gefthrt und vor
allem viele liebe Menschen kennengelernt — andere be-
troffene Familien, die verstehen, was man selbst erlebt,
und natlrlich die engagierten Therapeutinnen und The-
rapeuten, die mit so viel Herz dabei waren.

Besonders schon waren die gemeinsamen Unterneh-
mungen, bei denen wir alle einfach genie3en konnten
— ohne Druck, ohne Bewertung, einfach nur zusammen
sein.

Am Ende der Woche sind wir mide, aber gltcklich nach
Hause gefahren — mit vielen neuen Eindricken, Freund-
schaften und einer riesigen Vorfreude auf die nachste
Therapiewoche.

Anita

EINFACH WIE HEIMKOMMEN - UNSERE THERAPIEWOCHE 2025

Die Therapiewoche war wieder das wunderbare High-
light im Vereinsjahr. Zum dritten Mal in Folge im Karnt-
nerhof in Bad Kleinkirchheim — und es hat uns wie in den
Jahren davor wieder wunderbar gefallen. Wie Urlaub an
einem vertrauten Ort — wo man ankommt, sich sofort
auskennt, sich wohlftihlt und entspannen kann.

So viele verschiedene Erlebnisse und schone gemeinsa-
me Momente mit Freunden! Dank der Kinderbetreuung
am Vormittag gab es fur uns Eltern auch Auszeit und Er-
holung, was sonst im Jahr meist zu kurz kommt. Bei uns
standen dieses Jahr Mountainbiken, Line-Dance, Yoga,
Kreativ-Workshop, Tennis ... am Programm. Ein Traum
- und an den Nachmittagen wieder schdéne Ausflige,
Baden im Millstatter See ... — Herz, was willst du mehr?

Ein riesiges Dankeschon an das wunderbare Team, das
all das — neben den grofartigen Therapieeinheiten fir
Finn — ermdglicht hat. Auch die Kinder haben es wieder

geliebt, die anderen Kinder und Freunde wiederzusehen
und eine wunderschone Zeit miteinander zu verbringen.

Danke fir alles!
Peter
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GANZ NAH DRAN

LACHELN, DAS DIREKT INS HERZ GEHT

Diese Therapiewoche war fiir mich be-
sonders. Es war meine erste, doch
. vor allem war ich den gro8en und
kleinen MPS-Patient:nnen, ihren
Eltern und Geschwistern so nah
wie nie zuvor.

Normalerweise durchstreife ich die
Bilder von verschiedenen Events
und suche passende Fotos flr Spen-

denaufrufe aus. Diesmal war ich vor Ort,
um selbst Fotos zu machen!

Denn fUr Spendenaufrufe und Social-Media-Pos-
tings wollte ich so viele Bilder wie maglich von lacheln-
den MPS-Patientinnen und Patienten machen —wahrend
und nach Therapien, auf Ausfligen und bei den Abend-
veranstaltungen.

Wenn wir Menschen zum Spenden motivieren wollen,
dann mussen wir ihnen zeigen, was ihre Spende bewirkt.
Und mit gltcklichen, ldachelnden Gesichtern ist das Eis
schneller gebrochen, als man MukoPolySaccharidosen
sagen (geschweige denn erkldren) kann.

Heute weil3 ich gar nicht mehr, bei wie vielen Therapien
ich dabei war. Sechs Tage besuchte ich vormittags eine
Therapie nach der anderen und blieb meist die gesamte
Einheit. Denn schnell lernte ich: Die schonsten Bilder ent-
stehen, wenn die Patientinnen mich nicht mehr wahr-
nehmen. Und das gelang manchmal erst am Schluss.
Wenn dieses Lacheln ihr Gesicht erfillte, das teils pure
GlUckseligkeit war, wusste ich: Das ist es. Denn es war
ansteckend und ging direkt ins Herz.

Etwas anders war es bei meinem zweiten Programm-
punkt: den Interviews. Ich wollte MPS-Eltern, Thera-
peutinnen und Therapeuten und erwachsene MPS-Pa-
tientinnen und -Patienten befragen und so wertvolle
authentische Einblicke gewinnen.

Die Schwierigkeit: Hier konnten die Befragten kaum ver-
gessen, dass ich da war. Schlie3lich stellte ich Fragen
und hielt gleichzeitig meine Handykamera auf sie. Ehr-
lich gesagt bin ich immer noch erstaunt, wie offen jede
und jeder Einzelne war. Wie schnell sie zusagten und wie
grol3artig die Interviews wurden. Sie gaben mir und da-
mit auch der Welt einen Einblick in ihren Alltag, in dem
vor allem eines zahlt: gemeinsame Momente.

Vielen, vielen Dank an alle, die mich teilhaben lieRen!

Zum Schluss mochte ich noch eines sagen: Wer einmal

bei der Therapiewoche dabei war, der kehrt verandert

zurlck - und das in einem duBerst positiven Sinne.
Anke
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Leo and Piper in Tartarus:
Friendship Unbroken

Piper:

"Stumbling across the uneven terrain,
Starving, thirsty, in terrible pain.
The monsters sensing us, their home,
Trying to tear us, melt our bones!

Leo:

“Deep below, in terrible lair,
Death comes with a hint of despair.
Down there, in the darkened hole,

Where the very air is poison.

Piper and Leo:

“Friendship unbroken, you and me,
Just as we swore we shall ever be.
Friendship unbroken, you're still here,
I'm there for you, you're there for me!
Piper:

"My best friend, one that | know,
Came with me, gave his all.
Even knowing he cannot win,

He fell down there, to stay with me!

Leo:
"Of course | wouldn't just let her fall,
I'm scared, but never a traitor.
My best friend, terror on her face,

Couldn't force me to abandon her there!

Piper and Leo:

“Friendship unbroken, you and me,
Just as we swore we shall ever be.
Friendship unbroken, you're still here,
I'm there for you, you're there for me!

Piper:

“You wouldn't give, wouldn't leave me alone,
Even when | begged, you stayed my home.
My compass, my savior, the only one | have,

I'll always trust you, my Leo brave!

Leo:

‘I saw you helpless, shrouded in pain,
Did what | could, because | care.
You will never get rid of me,

Il always be there, my Piper dear”

Piper and Leo:

“Friendship unbroken, you and me,
Just as we swore we shall ever be.
Friendship unbroken, you're still here,
I'm there for you, you're there for me!

Ein Text voller Starke und Verbundenheit

Dieses Gedicht stammt von
Natalja, einer erwachsenen

MPS-Patientin aus Belgrad,
die wir schon seit vielen
Jahren  kennen  und
die gerne zu unseren
Therapiewochen kommt.

Sie trug das berlhrende
Gedicht bei der heurigen
Therapiewoche im Rahmen
des bunten Abends vor — ein
Moment, der bestimmt noch vielen

von uns lange in Erinnerung bleiben wird.

Tartarus, der in der griechischen Mythologie als tiefste
Ebene der Unterwelt gilt, steht hier wohl sinnbildlich
fUr die dunkelsten und schwersten Phasen im Leben.
Mit ihren Worten beschreibt Natalja eindrucksvoll, wie
Freundschaft selbst in solchen Momenten Halt und
Hoffnung geben kann.
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]1 \ Als ich mich mit Maria und Michaela

im April 2025 in einem lockeren Ge-

sprach libers Tauchen unterhielt,

ahnte ich noch nicht, dass ich

mich nur drei Monate spater

bei der MPS-Therapiewoche

im Hallenbad mit kompletter

Tauchausriistung  wiederfin-
den wiirde.

Was zundchst wie eine sponta-

ne Idee klang, entwickelte sich bald

zu einem kleinen organisatorischen

Abenteuer: Terminplanung, Zettelwirtschaft,

Tauchtauglichkeitsbescheinigungen,  die  richtigen

Tauchausristungen flr die unterschiedlichen Korper-

grofen — und nattrlich die groe Frage: Hab ich letzt-
endlich auch tatsdchlich alles mit, was ich brauche?

Nachdem Maria voller Begeisterung allen tbers Tauchen
erzéhlt hatte, war die Nachfrage grofer, als ich erwartet
hatte. Viel groBBer. Michi hatte dankenswerterweise die
ganze Koordination (Hallenbad, arztl. Atteste, Anmel-
dungen etc.) im Vorfeld Gbernommen, und so konnte
ich mich voll auf die tatsdchlichen Tauchthemen (Equip-
ment, Ablauf etc.,) fokussieren. Aber eines war klar: Ich
brauchte Unterstltzung. Als ich meinem Tauchlehrer-
kollegen Richard davon erzahlte, war er sofort begeistert
und sagte seine Unterstitzung zu — damit wirklich jede:r
die Moglichkeit bekam, das Gefiihl der Schwerelosigkeit
unter Wasser zu erleben.

Dann war es soweit — der Tag des Unterwasser-Aben-
teuers war da. Die Vorfreude der Teilnehmer:innen war
grof$ und die Stimmung einfach perfekt! Zu Beginn gab
es einen kurzen Theorieteil, um sich mit dem Equipment
vertraut zu machen, die UW-Handzeichen kennenzuler-
nen und abzufragen, wer schon mal schnorcheln oder
schnuppertauchen war. Und dann ging es auch schon
los! Ins Wasser. Unter Wasser. Und es war einfach nur un-
fassbar schon — die Begeisterung, die Freude und den
Spald mitzuerleben, den alle Teilnehmerinnen hatten.
Ganz zu schweigen von Richard und mir.

Die strahlenden Gesichter, die spUrbare Euphorie und
die hoffnungsvolle Frage, ob man am Ende vielleicht
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ICH TAUCH AB ... NICHTS HALT MICH MEHR OBEN ...

noch einmal abtauchen darf — das sind die Momente,
die einfach ans Herz gehen.

Und am Ende waren es nicht nur die Teilnehmer:innen,
die viel ibers Tauchen gelernt haben — auch wir (Richard
und ich) haben viel mitgenommen: Gber Zusammen-
halt, gegenseitige Unterstitzung, Dankbarkeit und da-
riber, wie erflllend es ist, gemeinsam einzutauchen —
nicht nur ins Wasser, sondern in ein echtes Miteinander.

Von Herzen danke fUr die unvergessliche gemeinsame
Zeit und die vielen schénen Momente, die wir mit euch
teilen durften. Eure Herzlichkeit und Offenheit haben
uns das GefUhl gegeben, ein Teil der MPS-Familie zu sein
—und das ist etwas ganz Besonderes.

Judith
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MPS-VERANSTALTUNGEN

MPS & MIRNO MORE

MEER, FREUNDSCHAFT UND FREIHEIT

Wir waren zehn Leute auf dem Boot:

Maria, Karli, Georg, Lukas, Emilio, Leon, die Betreuer:innen
AnnaundMichael sowie die Skipper Jakob und Christoph.
Alles war gut organisiert — Treffpunkt in Graz, wie immer.
Christoph ist mit uns nach Graz gefahren.

Wir hatten eine schéne Woche, das Wetter war gut, und
wir haben viel gelacht. Karli und Georg haben gerne
abgewaschen und alles sauber gemacht. Anna hatte viel
Freude mit uns.

Wir haben auch alte Freunde wiedergetroffen — das war
sehr schon, fast wie in einer grol3en Familie.

Flr Georg war es ein besonderer Moment: Er hat zum
ersten Mal seine Infusion auf dem Boot bekommen. Es
hat gut funktioniert. Georg war sehr froh und auch ein
bisschen stolz. Birgit und Sergeja sind auch gekommen,
weil auch sie sich alle gefreut haben.

Ein  lustiger Moment war, als Georg und
Karli  mit dem  Schlauchboot gefahren  sind.
Wirhatten viel Spals. Es war anstrengend mit dem Rudern,
aber spater haben wir Hilfe bekommen, und Christoph
hat den Motor eingeschaltet. Karli hat gesteuert. Wir
haben in der Bucht andere Schiffe besucht.

Auch schon war, wie die Kinder mit dem Schlauchboot
hinter dem grof3en Boot gezogen wurden. Es war ruhig
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und gemutlich an Deck, und fir die Kinder war es ein
groBBer Spals.

Diese Woche hat gezeigt:

Wir schaffen es gemeinsam.

Wir helfen einander.

Auch mit Krankheit kénnen wir schone Dinge
erleben.

Wir freuen uns schon auf nachstes Jahr. Wir hoffen, dass
wir wieder mitfahren durfen.

Karli und Georg

Mirno More dieses Jahr war etwas ganz Besonderes
far mich. Man hat alte und neue Freunde getroffen,
bekannte und neue Boote gesehen — und vor allem
hatten wir eine unglaublich coole, harmonische Crew.
Wir sind in dieser Woche richtig zusammengewach-
sen und haben viele unvergessliche Momente erlebt.

| Eines der absoluten Highlights war unsere Ubernach-

tung in der Bucht — mit einer riesigen Krebs-Sichtung,
die wir wohl alle so schnell nicht vergessen werden.

Auch unsere Ausfahrt mit der ,Affenschaukel” war ein
voller Erfolg.

Insgesamt war diese Teilnahme an der Friedensflotte
einfach einzigartig: Gemeinschaft, Meer, Abenteuer
und ganz viel gute Laune. Ich kann wirklich jedem nur
ans Herz legen, einmal beim Mirno More mitzufahren.
Wer die Chance bekommt — nutzt siel Es lohnt sich in
jeder Hinsicht.

Lukas




Heuer haben sich die Vater im September in Bad
Hofgastein zum Manneraktivwochenende getroffen.
Im Vergleich zum Vorjahr, als es uns Ende September
eingeschneit hat, hatten wir diesmal traumhaft schénes
Wetter! Wir genossen die letzten warmen Sommertage
bei Sonnenschein und in der wunderschonen
Naturkulisse des Gasteiner Tals.

Mit den Mountainbikes — teils mit, teils ohne E-Antrieb
— unternahmen wir am Freitag, Samstag und Sonntag
gemeinsame Ausfahrten. Dabei kamen wir unter
anderem auf die Schattbachalm, zum Stubnerkogel (mit
Hangebrlcke), nach Bad Gastein und ins Kdtschachtal -
Uberall mit Traumpanorama inklusive.

Untergebracht waren wir dieses Jahr im Hotel Alpina, wo
wir mit ausgezeichnetem Essen verwohnt wurden und
uns von den Anstrengungen des Tages erholen konnten.
Auch ein Gute-Nacht-Schnapserl am Abend durfte nicht
fehlen.

Ein  wunderschdnes Wochenende mit Bewegung,
Traumwetter, Spal3, gutem Essen und Trinken — und ganz
viel Freundschaft. Wir freuen uns schon aufs Wiedersehen

im nachsten Jahr!

Peter
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MPS-ERWACHSENENTREFFEN - EIN WOCHENENDE ZUM

DURCHATMEN UND AUFTANKEN

Einmal im Jahr steht eine besonde-
re Gruppe im Mittelpunkt — unsere
erwachsenen Patientinnen. Das
MPS-Erwachsenentreffen  bietet
ihnen Raum fUr Entspannung, Aus-
tausch und Gemeinschaft — fern
vom Alltag, der oft von Therapien
und medizinischen Herausforde-
rungen gepragt ist.

Zum Zeitpunkt, an dem dieser Text
entsteht, liegt das Treffen noch vor
uns. Doch die Vorfreude ist schon
spUrbar. Ab 20. November treffen
wir uns in Neunkirchen in Nieder-
Osterreich fur ein Wochenende,
das Wohlbefinden, Begegnung
und ein besonderes kulturelles Er-
lebnis verbindet.

Der Auftakt am Freitag steht ganz im Zeichen der Erho-
lung: ein Nachmittag in der Therme mit wohltuender
Massageeinheit, die Kérper und Seele gleichermal3en
guttut. Der Samstag beginnt mit einer 90-minUtigen
Yoga-Einheit, bevor es hinaus in die vorweihnachtliche,
vielleicht sogar schon winterliche Stimmung geht - zu
einem Weihnachtsmarktbesuch mit Alpakas, Spazier-
gang, Fotos und viel Spal3.

Ein besonderes Highlight erwartet die Gruppe am
Abend: das groBe Benefizkonzert von Joe Pinkl & The
Orchestra of Hope im VAZ Neunkirchen. Anlass ist Joe
Pinkls 50. Geburtstag — und er feiert ihn nicht nur mit
Musik, sondern auch mit Herz: Der gesamte Erlos kommt
MPS Austria zugute. Mit auf der Buhne steht Wolfgang
Bock, unser langjahriger MPS-Botschafter und Wegbe-
gleiter, der das Programm mit einer Lesung bereichern
wird. Ich freue mich sehr darauf, Wolfgang gemeinsam
mit unseren erwachsenen Patientinnen zu erleben und
Joe als Mensch und Musiker kennenzulernen.

Bevor sich am Sonntag alle — hoffentlich mit vielen
netten Erinnerungen im Gepdck — auf den Heimweg
machen, werden wir noch einen stfSen Abstecher zu
Lindt nach Gloggnitz unternehmen. Schokolade macht
schliellich gltcklich, nicht wahr?

Hinter all diesen Aktivitdten steht mehr als nur ein ge-
meinsamer Ausflug:
Das Erwachsenentreffen schenkt unseren Patientin-

nen das Gefuhl, gesehen zu wer-
den - als Personlichkeiten mit
Winschen, Humor und Lebens-
freude. Es bietet Raum, Kraft zu
tanken, Erfahrungen zu teilen und
einfach ein paar unbeschwerte
Tage miteinander zu verbringen.
Flr viele bedeutet dieses Wo-
chenende auch, Freundschaften
zu pflegen, die Uber Jahre ge-
wachsen sind, neue Kontakte zu
knUpfen und sich in einer Gemein-
schaft aufgehoben zu fUhlen, in
der niemand etwas erklaren muss.
Es sind Tage, die zeigen, dass Le-
bensfreude und Zuversicht ihren
Platz behalten dirfen — auch mit
einer seltenen Erkrankung.

Einen Bericht mit Fotos wird es im ndichsten MPS-Falter

eben.
g Michaela Weigl

Raiffeisen :x:
Grieskirchen

FROHE WEIHNACHTEN

UND VIEL GLUCK UND ERFOLG
IM NEUEN JAHR!

raiffeisen-ooe.at/dankesagen
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JUBEL-ERLEBNISTAGE

MIT HERZ UND GUTER LAUNE DURCH WIEN

Nach der Jubildumsfeier gingen die Ju-
bel-Erlebnistage am Samstag und
Sonntag weiter. Wir waren sehr
schon im Hampton by Hilton
Vienna Hotel untergebracht.
Nach einem ausgiebigen Frih-
stlick machten wir uns auf den
Weg durch den Bohmischen
Prater zum Verkehrsmuseum
Remise, wo uns eine interessante
FUhrung erwartete. Die Geschichte
der Modernisierung des Wiener Ver-
kehrsnetzes war beeindruckend.

Anschlielend hatten wir die Maglichkeit, entweder zu
Full oder mit 6ffentlichen Verkehrsmitteln zum Prater zu
fahren. Dort legten wir eine Pause in einem gemtlichen
Lokal ein und beobachteten das bunte Treiben — es fand
auch das Wiener Wiesn-Fest statt, bei dem viele Besu-
cher:iinnen in Tracht unterwegs waren.

Nach der erholsamen Pause spazierten wir weiter durch
den Prater und bestaunten so manches. Ein Highlight
war die gemdtliche Fahrt mit dem grofen Riesenrad, bei
der wir die wunderschone Aussicht Uber Wien genossen.

Am frihen Abend trafen wir uns wieder alle im Restau-
rant ,Die Meierei” zu einem geselligen Beisammensein
mit Abendessen. Es war ein sehr gemUtlicher Abend in
familidrer Atmosphére mit guter Gastronomie.

Am nachsten Morgen reisten einige nach dem Frih-
stlick bereits ab, wahrend diejenigen, die noch Zeit
hatten, gemeinsam noch was unternahmen. Wir unter-
nahmen noch eine Fahrt mit der Liliputbahn und spa-
ter sogar eine Dampflokfahrt. Zum Abschluss kehrten
wir im Rollercoaster Restaurant ein, wo die Speisen und
Getranke spektakuldr Gber Schienen an den Tisch ge-
bracht werden. Den kronenden Abschluss bildete eine
Geburtstagstorte mit Sprihkerze und einem frohlichen
Happy-Birthday-Song fiir MPS Austria.

So gingen unsere Erlebnistage zu Ende — mit einer herz-
lichen Verabschiedung und der Vorfreude auf ein baldi-
ges Wiedersehen.

Christa
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Seltene |
Erkrankungen ="

UNSER AUFTRAG FUR
INNOVATIVE LOSUNGEN S

TAKEDA UNTERSTUTZT MENSCHEN MIT SELTENEN UND KOMPLEXEN
ERKRANKUNGEN

FUnf Prozent der Weltbevélkerung leiden an Seltenen Erkrankungen! In Osterreich sind 450.000
Menschen betroffen.? Takeda unterstltzt die Patient*innen von der Diagnose bis zur bestmdglichen
Versorgung mit Therapien. Seit 70 Jahren entwickeln und produzieren wir in Osterreich eine Vielzahl
von hochinnovativen Arzneimitteln, um die Lebensqualitat der Betroffenen nachhaltig zu verbessern.

' Global Genes. RARE Diseases: Facts and Statistics. Verfugbar unter:
https://globalgenes.org/rare-disease-facts/ Letzter Zugriff: Februar 2024.

2 Dachverband Pro Rare Austria. VerfUgbar unter:
https://www.prorare-austria.org/pro-rare-austria/wer-wir-sind
Letzter Zugriff: Februar 2024.

ERFAHREN SIE MEHR Uber den Kranic
und das Engagement von Takeda |
far Menschen mit Seltenen Erkrankunger

www.takeda.a L'_|

IAKADEMY.

Am 17. Oktober 2025 durften wir an der Takademy in
Wien teilnehmen, die diesmal unter dem spannenden
Thema ,Medienarbeit und Sichtbarkeit im politischen
Umfeld” stand. Expertin Mag. Gudrun Kreutner-Reisinger
fihrte mit Fachkompetenz und Begeisterung durch
den Nachmittag und vermittelte das Thema auf duferst
informative und lehrreiche Weise.

Nach eineminteressanten Uberblick iberdie Grundlagen
und die dsterreichische Medienlandschaft ging es direkt
an das interaktive Arbeiten. In vier Kleingruppen wurden
gezielte Fragestellungen diskutiert und anschlieBend im
Plenum vorgestellt. Von Gruppe zu Gruppe flllte sich
die Pinnwand mit immer neuen Ideen, Ansatzen und
Erfahrungen — ein gutes Beispiel dafir, wie vielfdltig
Perspektiven sein kénnen. Jede Gruppe brachte ihren
eigenen Blickwinkel ein, wodurch ein sehr lebendiger
und praxisnaher Austausch entstand.

Nach dem intensiven und produktiven Arbeitsteil lud
Takeda zu einem gemdutlichen Abendessen ein, das
reichlich Gelegenheit zum weiteren Austausch und zur
Vernetzung bot.

MEDIENARBEIT & SICHTBARKEIT

Wie jedes Mal waren wir auch diesmal wieder begeistert
von der Takademy — von der inspirierenden Atmosphare,
dem fachlichen Input und der perfekten Organisation.

Ein herzliches Dankeschon an Sabine und Bernadette
fUr die hervorragende Planung und Durchfihrung
dieser bereichernden Veranstaltung, die so vielen
Patientinnenorganisationen einen grofen Mehrwert
bringt.

Anna Messenbock

FEIERN MIT HERZ - SCHENK FREUDE, DIE BLEIBT!

Spendenaktion
erstellen é'ﬁv’z

Lege dein Spendenziel fest
und schreibe, warum eine
Spende flr schwerkranke
Kinder das schonste
Geschenk fiir dich ist! Flige
am besten auch ein
perstnliches Foto hinzu,

Lass dich
feiern!

Feier zusammen mil
deinen Liebsten
euren Erfolg und
lasst euch krénen.
Jede Spende hilft
schwerkranken MP5S-
Patient:innen! Danke!

Gemeinsam

Teile deine
Spendenaktion mit
Freund:innen, Bekannten
und Yerwandten. Bitte sie
um Unterstitzung.
Gemeinsam kannt ihr viel
bewegen!

Ein Geburtstag ist der perfekte Moment, um Freude
zu teilen.

Wiinsch dir etwas, das weiterwirkt: Hilfe fur
schwerkranke MPS-Kinder. So wird dein Ehrentag zu
einem Tag voller Hoffnung und zu einem Geschenk,
das bleibt — und jedes Lacheln zum schénsten Dank.

Zur MPS-Geburtstagsspendenseite >>>
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3. PRA-NETZWERKTREFFEN

BEGEGNUNG, AUSTAUSCH UND NEUE IMPULSE
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Pro Rare Austria
Vernetzungstreffen 2025

Gemeinsam im Dialog und Austausch
zu seltenen Erkrankungen

Sa, 26. April 2025 | Catamaran
12:00 bis 18:00 | Wien

Best Practice Beispiele | Networking | Themen-Inseln
Moderation: Pamela Grin

Am Samstag, den 26. April 2025, fand unser diesjahriges
Vernetzungstreffen im Veranstaltungszentrum Catama-
ran des OGB statt und bot erneut Raum fir wertvollen
Austausch, offene Begegnungen und berihrende Ein-
blicke. In einer herzlichen Atmosphadre wurde zugehort,
mitdiskutiert und genetzwerkt. Die thematische Vielfalt
der Vortrdge und Gesprdche reichte von medizinischen
und psychosozialen Aspekten seltener Erkrankungen bis
hin zu aktuellen Entwicklungen in Telemedizin und Jun-
ger Selbsthilfe und bot einen Einblick in die Ergebnisse
der Mitgliederumfrage 2024 ebenso wie auf den Fokus
far die Zukunft.

Eroffnet wurde unser Pro Rare Austria Vernetzungstreffen
mit einer Videobotschaft von Cornelius Obonya,
Botschafter fur seltene Erkrankungen. Wir danken
Cornelius Obonya fir seine personlichen Worte und den
wertvollen Einsatz fur die,Seltenen”!

Der Tag war gepragt von Begegnungen: Langjahrige

sowie zahlreiche neue Mitglieder von Pro Rare Austria
ebenso wie Betroffene/Angehdrige einer SE nutzten die
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Gelegenheit, um sich kennenzulernen, Erfahrungen zu
teilen und gemeinsam Perspektiven zu entwickeln. Es
war schon, viele von lhnen wiederzusehen und neue
Gesichter kennenzulernen!

Die Vortrage stehen Uber die Pro Rare Webseite zum
Download zur Verfligung. Zusatzlich zu den Vortragen
gabeswiedereineReiheinformativer Ausstellungsstande,
an denen sich Teilnehmende Uber die Arbeit von Pro
Rare Austria, Uber Mitgliedsorganisationen sowie Uber
wichtige Partnerinstitutionen informieren konnten.

Es war ein Tag gepragt von wertvollen Impulsen und vielen
offenen Begegnungen. Ein grol3es Dankeschon an alle, die
dabei waren und zum Gelingen beigetragen haben! Ihr
Interesse und Ihre Offenheit haben das Treffen zu etwas
Besonderem gemacht — und gezeigt, wie viel Kraft in
Vernetzung steckt. Wir gehen mit vielen Ideen und einem
gestarkten Gemeinschaftsgefuhl aus diesem Tag — und
freuen uns schon jetzt auf die Fortsetzung des Austauschs.

Wir bedanken uns herzlich bei allen Vortragenden und
Teilnehmenden fur die Mitgestaltung des Programms
und ihre Anwesenheit! Grol3er Dank ergeht ebenso an
Pamela Grin fur die Moderation, Patrick Berger des OGB
Chancen Nutzen Biros und Anna Beskova fur die beein-
druckende Fotogalerie!

Textquelle: QR-Code oder https.//www.
prorare-austria.org/news/aktuelles/
news/nachbericht-vernetzungstreffen-
am-2642025

SAVE THE DATE

Nachstes Vernetzungstreffen am 25. April 2026 .

1. RARE DISEASE DAY IM KLINIKUM GRAZ [0
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Am 28. Februar 2025 fand an der Medizinischen Universitat Graz der Tag der L

Seltenen Erkrankungen statt — eine inspirierende Plattform, die Betroffene, N
Selbsthilfegruppen, Arztinnen und Forschende miteinander ins Gesprach R - ATONALER R
brachte. In den Beitrdgen wurde deutlich, wie viel Engagement, Wissen und - ﬁ = =

Herzblut in der Arbeit fiir Menschen mit seltenen Erkrankungen steckt.

Ich war eingeladen, MPS Austria als Vortragende zu vertreten und habe in die-
sem Rahmen auch Pro Rare Austria vorgestellt. Dabei konnte ich aufzeigen, wie
ahnlich viele Herausforderungen quer durch die seltenen Erkrankungen sind:
lange Diagnosezeiten, mangelnde psychologische Begleitung, die Komplexi-
tat einer multidisziplindren Versorgung und der oftmals schwierige Ubergang
in die Erwachsenenmedizin. Diese Themen verbinden uns — und sie zeigen,

wie wichtig gemeinsame Ldsungsansatze sind.

Es war schon zu erleben, wie gut die Zusammenarbeit zwischen Selbsthilfe

und Mediziner:iinnen der Grazer Uniklinik funktioniert.

Ein herzliches Dankeschon an das Organisationsteam der Med Uni Graz fir
diese gelungene Veranstaltung, die wieder einmal gezeigt hat, wie viel Kraft in

Vernetzung steckt.

Michaela Weigl

1. DACH-KONGRESS FUR SELTENE ERKRANKUNGEN
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Anfang April fand in Innsbruck der 1. DACH-Kon-
gress fUr Seltene Erkrankungen statt — ein wichtiger
Meilenstein flr Austausch und Zusammenarbeit
im deutschsprachigen Raum. Vertreterinnen aus
Deutschland (ACHSE), der Schweiz (ProRaris) und
Osterreich (Pro Rare Austria) gestalteten gemeinsam
mit medizinischen Zentren und Fachgesellschaften
ein vielseitiges Programm, das grenztberschreiten-
de Vernetzung forderte.

Pro Rare Austria war mit einem Vortrag im Themen-
block ,Versorgungslandschaft, Aktionsplanung und
Gesetzgebung zu Seltenen Erkrankungen” ver-
treten, gehalten von Mag. Dominique Stiefsohn
(Phelan-McDermid-Gesellschaft). In den Podiums-
diskussionen zu  Kommunikationsstrukturen so-
wie zur Finanzierung von Therapien standen unter
anderem Jirgen Otzelberger und Mag. Ella Ro-
senberger fUr den Dachverband auf der Buhne.

Rund 240 Teilnehmende aus Medizin, Forschung,
Selbsthilfe und Industrie nutzten die Gelegenheit zum
Austausch. Besonders erfreulich war der enge Dialog
zwischen den drei Dachverbanden — mit dem Ziel, die
Zusammenarbeit im DACH-Raum kiinftig weiter zu ver-
tiefen. Ein herzliches Dankeschon gilt dem Forum Sel-
tene Krankheiten, insbesondere Univ.-Prof. Dr. Daniela
Karall und Univ.-Prof. DDr. Johannes Zschocke, fUr die
hervorragende Organisation und inhaltliche Koordina-
tion.

Vollstindiger Nachbericht; QR-Code
oder https.//www.prorare-austria.org/
news/aktuelles/news/erfolgreicher-
1-dach-kongress-fuer-se
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PRA POSITIONSPAPIERE

FRUHDIAGNOSTIK BEI SELTENEN ERKRANKUNGEN

Pro Rare Austria — Allianz fiir Seltene Erkrankungen, Oktober 2025

Definition

Screening und Frihdiagnostik umfassen medizini-
sche Verfahren, die darauf abzielen, Erkrankungen
in einem maoglichst frihen Stadium zu identifizieren
— idealerweise noch vor dem Auftreten erster Anzei-
chen —, um durch gezielte Interventionen entweder
den Ausbruch zu verhindern oder den Verlauf glins-
tig zu beeinflussen.
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Frihdiagnostik spielt eine entscheidende Rolle, um sel-
tene Erkrankungen rechtzeitig zu erkennen und wirksam
zu behandeln. In Osterreich leisten Programme wie das
Neugeborenenscreening und der Eltern-Kind-Pass einen
wichtigen Beitrag zur Friiherkennung. Dennoch zeigen
Erhebungen, dass die durchschnittliche Diagnosezeit
mit 7,3 Jahren deutlich Uber dem europdischen Schnitt
von 4,7 Jahren liegt. Diese Verzogerung verdeutlicht den
dringenden Handlungsbedarf, um durch schnellere und
prézisere Diagnosen Lebensqualitdt zu verbessern und
Folgeschaden zu vermeiden.

Folgen langer Diagnosezeiten

Eine verspdtete Diagnosestellung hat gravierende Aus-

wirkungen:

e Psychische und physische Belastung durch jahrelan-
ge Ungewissheit und fehlendes Verstandnis.

e Verspatete oder falsche Behandlung, wodurch The-
rapien ihre Wirksamkeit verlieren oder irreversible
Schaden entstehen kénnen.

Laut einer EURORDIS-Umfrage erhalten rund 60 % der

Betroffenen zunachst eine falsche Diagnose.
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Herausforderungen in Osterreich

Seltene Erkrankungen sind hochkomplex und oft schwer
zu diagnostizieren, da sie in vielen Fallen mehrere Organ-
systeme betreffen. Es bestehen zahlreiche Hindernisse
im Diagnoseprozess, darunter:

e Mangelndes Bewusstsein und Wissen Uber seltene
Erkrankungen im Gesundheitswesen.

e Fehldiagnosen oder das Nicht-Ernstnehmen von
Symptomen.

e Fehlende Zuweisung an spezialisierte Zentren und
unzureichende Vernetzung.

o Hohe Zahl an Arztkontakten (24 % der Betroffenen
bendtigen mindestens acht Konsultationen bis zur
richtigen Diagnose).

e Zuwenige Expertinnen fur seltene Erkrankungen.

Bedeutung der Friihdiagnostik

Das Osterreichische Neugeborenenscreening ermag-
licht seit 1966 die friihe Erkennung schwerer Erkrankun-
gen und hat bereits Uber 2 500 Kindern ein weitgehend
normales Leben ermdoglicht. Jahrlich werden so rund
80-100 Kinder entdeckt.

Aktuell umfasst das Screening 25 Stoffwechselerkran-
kungen, zwei Hormonstérungen, Cystische Fibrose so-
wie seit 2021 schwere angeborene Immundefekte und
Spinale Muskelatrophie (SMA).

Die gewonnenen Erkenntnisse und Erfahrungen aus
dem Screening-Programm der letzten Jahre tragen mafi-
geblich dazu beij, ein tieferes Verstandnis fiir zahlreiche
Erkrankungen zu erlangen und gezielte Therapieansatze
zu entwickeln.

o .. UND MEHR BEI DEN ELTERN VON MENSCHEN, DIE
MIT EINER SELTENEN ERKRANKUNG LEBEN
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Pro Rare Austria setzt sich dafir ein, das Screening zu er-
weitern — auch auf Erkrankungen, fir die derzeit noch

keine Therapie verfigbar ist, um langfristig bessere Ver-
sorgungs- und Forschungsgrundlagen zu schaffen. Die
Mehrheit der Fachleute pladiert weiterhin fur die be-
stehende Strategie, das Screening auf Erkrankungen zu
beschranken, die im Kindesalter einen schweren Verlauf
haben und fUr die eine wirksame Therapie verflgbar ist.

Eltern-Kind-Pass und Pravention

Seit 1974 ist der Mutter-Kind-Pass ein zentraler Bestand-
teil der Gesundheitsvorsorge in Osterreich. Das Pro-
gramm wurde eingefuhrt, um durch regelmaliige Unter-
suchungen gesundheitliche Probleme bei Mutter und
Kind frihzeitig zu erkennen und zu behandeln. Mit der
Umbenennung zum Eltern-Kind-Pass (EKP) im Jahr 2024
wird die Rolle der Vater starker betont. Eine Erweiterung
der Abfragen um genetische Erkrankungen in der Fami-
lie und haufige klinische Merkmale seltener Erkrankun-
gen - etwa Hautveranderungen - kdnnte die Friiherken-
nung deutlich verbessern.

Wichtig ist zudem die Sensibilisierung des medizinischen
Personals: Bei unklaren Symptomen sollte stets auch an
eine seltene Erkrankung gedacht werden. Ein entspre-
chender Vermerk im EKP konnte hier unterstitzen.

Dazu zahlen spezielle Beratungen zu Erndhrung und
Gesundheit sowie ein starkerer Fokus auf die psychische
Gesundheit. Diese Neuerungen fordern eine ganzheit-
liche Gesundheitsvorsorge, indem sie nicht nur kdrper-
liches, sondern auch emotionales Wohlbefinden in den
Mittelpunkt stellen.

Mit dem elektronischen Eltern-Kind-Pass (eEKP) werden
Verwaltung, Terminorganisation und Informationszu-
gang erleichtert. Die schrittweise Einfihrung des eEKP
soll Mitte 2026 abgeschlossen sein.

Helpline SE von Pro Rare Austria

Die Helpline SE ist eine zentrale Anlaufstelle fir Betrof-
fene. 2024 gingen 138 Anfragen ein (+ 27 % gegenUber
2023). Haufigster Grund war der Wunsch nach Austausch,
gefolgt von Unterstltzung bei der Diagnosesuche.

Die Helpline bietet niederschwellige, kostenlose Bera-
tung — derzeit ausschliel3lich durch Spenden finanziert,
da keine gesetzliche Forderung besteht.

Pranataldiagnostik: Chancen und Heraus-
forderungen

Pranataldiagnostik kann seltene Erkrankungen bereits in
der Schwangerschaft erkennen und gezielte Vorberei-
tung ermaoglichen. Sie hilft, Geburten in spezialisierten

Zentren zu planen und medizinische MalSnahmen frih
einzuleiten.

Gleichzeitig bestehen Grenzen und Risiken: fehlende
Tests, unklare Befunde, ethische Fragen und psychische
Belastung der Eltern. Eine kompetente, einflhlsame Be-
ratung ist daher unverzichtbar, besonders deshalb, weil
viele seltene Erkrankungen genetisch bedingt sind.
Ohne kompetente genetische Beratung, auch zum The-
ma Familienplanung, besteht die Gefahr, dass Betroffene
sich des Risikos einer Vererbung nicht bewusst sind.
Aufkldrung Uber Praimplantations- und Polkérperdia-
gnostik hilft, Risiken zu verstehen und informierte Ent-
scheidungen zu treffen.

Empfehlungen von Pro Rare Austria

1. Ausbau von Neugeborenenscreening und Eltern-
Kind-Pass
e Erweiterung auf alle diagnostizierbaren Krankhei-
ten, unabhangig von Therapieoptionen.
e Einflhrung moderner Diagnosetechnologien.
2. Umfassende und neutrale Beratung
e Bessere Aufklarung zur Familienplanung und pra-
natalen Diagnostik.
e Anspruch auf interdisziplindre, ergebnisoffene
Beratung nach einer Diagnose.
3. Verpflichtende Fortbildung des medizinischen
Fachpersonals
¢ Regelmallige Schulungen zu Kommunikation,
Ethik und psychosozialen Aspekten.
4. Forderung spezialisierter Zentren und Vernetzung
e Ausbau von Kapazititen und erleichterte Uber-
weisungen an Expertinnen.
5. Forschung und Entwicklung
e Forderung der Forschung und Therapieentwick-
lung bei seltenen Erkrankungen.
o Stérkere finanzielle Unterstitzung flr innovative
Diagnosemethoden.
6. Digitale Gesundheitslosungen und Unterstilitzungs-
systeme
e Weiterentwicklung von eEKP, digitaler Patienten-
akte, Videosprechstunden und Online-Services.
e Nachhaltige Finanzierung von Angeboten wie der
Helpline SE.
e Nutzung von Kl zur Unterstltzung der Diagnostik.

Das vollstdndige Positionspapier finden Sie
tiber den QR-Code oder diesen Link: https.//
www.prorare-austria.org/fileadmin/user_
upload/PRA_Positionspapiere_Fruehdia-
gnostik_bei_SE_FINAL.pdf
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PRO RARE AUSTRIA

PRA POSITIONSPAPIERE

VERSORGUNGSPFADE BEI SELTENEN ERKRANKUNGEN

Pro Rare Austria — Allianz fiir Seltene Erkrankungen, Oktober 2025

Definition

Versorgungspfade bei seltenen Erkrankungen sind
strukturierte Abldufe, die Betroffene von der Diagno-
se bis zur Nachsorge durch das komplexe Gesund-
heitssystem begleiten. Sie koordinieren verschiede-
ne Fachbereiche, verklrzen Wartezeiten und vermei-
den Informationsverluste.

Ziel ist eine kontinuierliche, patientinnenzentrierte
Betreuung und die spiirbare Entlastung der Betroffe-
nen und ihrer Familien.

Hintergrund

In Osterreich leben rund eine halbe Million Menschen
mit einer der etwa 6.000-8.000 seltenen Erkrankungen.
Diagnosen dauern oft Jahre, und selbst nach der
Diagnose ist die Suche nach geeigneter Behandlung fur
viele eine groBe Belastung. Diese ,Versorgungspfade”
sind fUr Menschen mit seltenen Erkrankungen
sehr beschwerlich. Lange Wartezeiten, fehlende
Unterstitzung und mangelnde Orientierung im
Gesundheitssystem flhren bei vielen Betroffenen zu
korperlicher und seelischer Erschépfung, Frustration
und manchmal auch Verzweiflung.

Herausforderungen

Wahrend Kinder mit seltenen Erkrankungen haufig von
spezialisierten Zentren profitieren, sind Erwachsene viel-
fach mit einer fragmentierten Versorgung konfrontiert.
Die mangelnde Koordination zwischen Facharztinnen,
Informationsverluste und fehlende psychosoziale Unter-
stUtzung flhren zu Mehrfachuntersuchungen und ho-
hen Belastungen. Multimorbiditat und sich verdndernde
Symptome erschweren zusatzlich die Behandlung.

Fur die Betroffenen bedeutet das eine grof3e Belastung,
da sie flexibel auf neue Herausforderungen reagieren
und komplexe Behandlungspldne einhalten mdssen.
Diese Herausforderungen zeigen, dass Patient:innen mit
seltenen Erkrankungen dringend mehr Unterstitzung
brauchen,diesiedurchdaskomplexe Gesundheitssystem
begleitet, ihnen Orientierung gibt und die Versorgung
koordiniert.

Losungen konnten folgende Unterstitzungsrollen bie-
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ten, die bislang in Osterreich nur teilweise implementiert
sind und den Bedarf noch nicht ausreichend abdecken:
Case Manager:innen begleiten Patientinnen Uber einen
langeren Zeitraum, koordinieren Therapien und Unter-
stUtzungsleistungen, helfen bei Antrdagen und agieren
als Bindeglied zwischen Facharzt:innen, Behérden und
Sozialdiensten.

Das Krankheitsmanagement darf nicht den Patientinnen
selbst Uberlassen werden, denn gerade sie brauchen
in herausfordernden Situationen eine verldssliche
und professionelle UnterstUtzung, die ihnen hilft, den
Uberblick zu behalten und die bestmagliche Versorgung
zu erhalten.

Der Aufbau strukturierter Case-Management-Angebote
ist entscheidend, um die medizinische Versorgung und
somit die Lebensqualitdt fir Menschen mit seltenen
Erkrankungen deutlich zu verbessern. Diese Leistung
sollte auf,,Rezept” zur Verfligung gestellt werden.

Diagnoselots:iinnen unterstitzen gezielt in der Phase
vor und wahrend der Diagnosestellung - sie helfen bei
der Terminplanung, vernetzen mit Expertinnen und
tragen dazu bei, die lange und belastende Diagnosereise
zu verkirzen.

Patient:innenorganisationen und Selbsthilfegruppen
bieten Orientierung, Erfahrungsaustausch, emotionale
Unterstitzung und wertvolle Informationsarbeit. Sie
tragen dazu bei, Barrieren abzubauen und das System aus
Betroffenensicht mitzugestalten. In vielen Fallen arbeiten
sie eng mit den O&sterreichischen Expertisezentren
zusammen, die Teil der europdischen Referenznetzwerke
(ERNs) sind. Dadurch leisten sie einen wesentlichen
Beitrag zu einer Verklrzung der Zeit bis Patient:innen zu
den spezialisierten Arztinnen finden.

Die telefonische Gesundheitsberatung 1450 sollte — bei
entsprechender Sensibilisierung — eine Brlickenfunktion
Ubernehmen, indem sie Betroffene rasch an spezialisierte
Angebote weitervermittelt.

Gemeinsam kdnnen diese Rollen — punktuell oder
langfristig — dazu beitragen, Wartezeiten zu verkUrzen,
Versorgungswege transparenter zu gestalten, Belastung
fUr die Betroffenen zu reduzieren und die Lebensqualitét
der Betroffenen deutlich zu verbessern.

Eurordis Patient Journey & Patient:innenpfade

Die von EURORDIS entwickelte Patient Journey be-
schreibt den Weg von Menschen mit seltenen Erkran-
kungen durch das Gesundheitssystem — vom ersten Ver-
dacht bis zum Leben mit der Diagnose. Sie zeigt lange
Diagnosezeiten, Informationslticken und psychosoziale
Belastungen auf und hilft, Versorgungslicken zu erken-
nen und Angebote gezielter anzupassen. Patientinnen-
pfade sind strukturierte, interdisziplindre Ablaufe, die
alle Schritte von Diagnose bis Nachsorge festlegen. Sie
schaffen Orientierung, verbessern die Koordination der
Versorgung und stellen sicher, dass Betroffene rechtzei-
tig die ndtige Unterstitzung erhalten.

Cross Border Health Care

Da in Osterreich fUr einige seltene Erkrankungen keine
Expertinnen existieren, ist der Zugang zu grenziber-
schreitender Gesundheitsversorgung essenziell. Pati-
entinnen mussen unkompliziert spezialisierte Behand-
lungen im Ausland in Anspruch nehmen kénnen — in-
klusive klar geregelter Kostenibernahme durch Sozial-
versicherungstrdger.

Empfehlungen von Pro Rare Austria

1. Patientinnenpfade entwickeln und umsetzen:
Interdisziplindre, strukturierte Versorgungswege zur
besseren Orientierung und Koordination.

2. Case Management etablieren: Qualifizierte Case
Manager:innen sollen auf ,Rezept” verfligbar sein.

3. Diagnoselotsinnen  fldichendeckend  einsetzen:
Unterstitzung in der sensiblen Phase der
Diagnosestellung.

4. Kooperation  fordern:  Arztinnen,  Zentren,
Selbsthilfe und Unterstitzungsdienste mdssen in
multidisziplindren Teams zusammenarbeiten.

5. Strukturelle und finanzielle Rahmenbedingungen
sichern: Nachhaltige Finanzierung und gesetzliche
Verankerung der Selbsthilfe.

6. Grenzlberschreitende Behandlungen erleichtern:
Klare Regelungen und barrierefreie Zugange.

7. Informationsplattform schaffen: Zentrale, leicht
zugéngliche Ubersichtaller Unterstiitzungsangebote
(z. B. auf gesundheit.gv.at).

8. Patientinnenorganisationen  aktiv.  einbinden:
Nutzung ihrer Expertise, Rickmeldungen und
Netzwerke zur Qualitatssicherung.

PRO RARE AUSTRIA
HELPLINE SE

Pro Rare Austria ist die einzige Organisation
in Osterreich, die als zentrale Anlaufstelle und
Informationsquelle fir Menschen mit seltenen
Erkrankungen, ihre Angehorigen und Personen auf
der Suche nach einer Diagnose fungiert. Fir viele
Betroffene ist sieder letzte Anker”.

Die Zahl der Anfragen steigt seit Jahren deutlich.
2024 zum Beispiel gab es 138 Kontaktaufnahmen
— mehrheitlich telefonisch —, 2025 zeichnet sich
bereits eine Verdoppelung ab. Das zeigt, dass die
Offentlichkeitsarbeit und Bewusstseinsbildung von
Pro Rare Austria wirken.Immer mehr Menschen, aber
auch Arztinnen und Gesundheitspersonal, finden
den Weg zu Pro Rare Austria — Uber Empfehlungen,
Websuche, Social Media oder Medienberichte.

Die haufigsten Anliegen betreffen den Wunsch
nach  Austausch mit anderen Betroffenen,
die Suche nach einer Diagnose, Fragen zu
Sozialleistungen und Erstattung sowie Kontakte zu
Versorgungseinrichtungen und Expertinnen.

Anfragen werden strukturiert Uber ein Online-
Formular erfasst, um sie gezielt bearbeiten
und bei Bedarf an den Medizinischen Beirat
weiterleiten zu konnen. Oft entsteht dabei ein
wertvoller, landeribergreifender Austausch mit den
Partnerorganisationen  ACHSE (Deutschland) und
ProRaris (Schweiz).

Viele Ratsuchende werden spdter selbst Mitglieder,
um Teil der Community zu werden und von
krankheitstibergreifenden Angeboten zu profitieren.
Regelmalige Ruckmeldungen bestdtigen, wie
hilfreich und notwendig die Helpline ist — und wie
viel UnterstUtzung sie bietet, auch ohne gesetzliche
Forderung.

Das vollstéindige Positionspapier finden Sie
liber den QR-Code oder diesen Link: https.//
www.prorare-austria.org/fileadmin/user_up-
load/PRA_Positionspapiere_Versorgungspfa-
de_bei_SE_FINAL pdf
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YOUNG RARE

ZUSAMMEN STARK FUR JUNGE BETROFFENE

Young Rare wurde von einer
. Gruppe junger Menschen
b mit seltenen Erkrankungen
im Rahmen eines aus dem
! Rahmen-Pharmavertrag
|| geforderten Projektes von

I %, Pro Rare Austria gegrin-
Zugamﬁien det, um eine indikations-
Stark d Ubergreifende Plattform fir

Austausch, Unterstltzung und
Vernetzung zu schaffen.

Ihr Ziel ist es, Jugendliche und junge Erwachsene — vom
Teenageralter bis Mitte 30 — zusammenzubringen, die
selbst von seltenen Erkrankungen betroffen sind.

Young Rare steht fir Gemeinschaft, gegenseitige Hilfe

und Zusammenarbeit.

e Gemeinschaft: Ein Ort, an dem junge Betroffene
sich verstanden und unterstitzt fuhlen.

e Hilfe: Praktische und emotionale Unterstltzung fur
den Alltag mit seltenen Erkrankungen.

e Netzwerk: Verbindungen zu anderen Betroffenen,
Fachleuten und Organisationen.

Du willst Teil von Young Rare werden?
Schreibe eine E-Mail unter young-rare@gmx.at oder ruf
an unter +43 664 280 37 67!

Auf der Young Rare Website
mehr erfahren>>

Diese wichtige Veranstaltung zum Rare Disease Day
2025, an der wir inhaltlich beteiligt waren und durch
unsere stv. Obfrau Mag. Dominique Sturz am Podium
vertretenwurden, istinzwischen einjahrlicher Fixtermin.

Das bereits vierte Austrian Health Forum-NetUp
zu seltenen Erkrankungen stand unter dem Motto
,Gemeinsame Perspektiven schaffen: Neue Chancen
fur Patientinnen mit seltenen Erkrankungen” Zu
Beginn der neuen Legislaturperiode wurden die
zentralen Handlungsfelder priorisiert und ndchste
Schritte  fir die Verbesserung der Versorgung
diskutiert.  Die  Veranstaltung fand am  26.
Februar 2025 im Dachsaal der Urania Wien statt.
Unter der Moderation von Mag. Christoph Horhan

DAS AHF-NETUP ZUM RARE DISEASE DAY

diskutierten Univ.-Prof. Dr. Daniela Karall, Mag. Elisabeth
Kanitz, MSc, Fiona Fiedler, BEd und Mag. Dominique
Sturz Uber zentrale Herausforderungen: lange
Diagnosezeiten (derzeit @ 7,3 Jahre in Osterreich),
die Notwendigkeit eines nationalen Registers sowie
Verbesserungen in der medizinischen, psychosozialen
und sozialen Gesamtversorgung.

Nur wenn alle Stakeholder gemeinsam an einem
Strang ziehen, kénnen nachhaltige Fortschritte fur
Betroffene erzielt werden. Ein herzliches Dankeschon
gilt allen Mitwirkenden und dem Austrian Health
Forum fur die gelungene Organisation. Pro Rare
Austria wird die Umsetzung der besprochenen Punkte
weiterhin engagiert begleiten.

Mit dem QR-Code zu den Fotos und zur
Videozusammenfassung>>

austrian
health

forum.
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WAS BEDEUTET HEALTH TECHNOLOGY ASSESSMENT (HTA)?

-- ".'1-’

& OKUSS
- ® Qsterreichische Kompetenz-
.+% und Servicestelle fir Selbsthilfe

Im Mai 2025 fand das OKUSS-Vertiefungsmodul ,Health
Technology Assessment (HTA) in der EU und Osterreich”
statt. Auch MPS Austria war dabei, um zu lernen, wie Pa-
tientinnen und Selbsthilfegruppen kinftig starker in Be-
wertungsprozesse im Gesundheitswesen eingebunden
werden kénnen.

HTA — oder Gesundheitstechnologiebewertung - be-
deutet, dass neue Medikamente, Therapien oder medizi-
nische Gerate systematisch geprift werden: Bringen sie
im Vergleich zu bestehenden Moglichkeiten tatsachlich
einen zusatzlichen Nutzen? Wie wirken sie sich auf Le-
bensqualitdt, Kosten oder den Alltag der Patientinnen
aus? Seit Janner 2025 gilt in der EU eine neue Regelung,
die vorsieht, Patientinnen und ihre Vertretungen aktiv in
diese Prozesse einzubeziehen.

Das Vertiefungsmodul umfasste drei Schwerpunkte:

e HTA-Prozesse zur evidenzbasierten Entscheidungs-
findung in der Gesundheitsversorgung

o Ubungen zum Verstehen wissenschaftlicher Ergeb-
nisse

e Arbeiten mit HTA-Berichten

Im Vertiefungsmodul wurden praxisnah die Grundlagen
von HTA erkldrt und in kleinen Gruppen diskutiert, wie
die Perspektive von Patientinnen besser bericksichtigt

werden kann — etwa Lebensqualitdt, Alltagsbelastung
oder Wegzeiten zu Behandlungen. Wichtig war auch der
Gedanke, dass qualitative Erfahrungsberichte von Be-
troffenen eine wertvolle Ergdnzung zu den rein wissen-
schaftlichen Daten darstellen und dazu beitragen, das
Leben mit einer chronischen oder seltenen Erkrankung
neben Zahlen und Statistiken sichtbarer zu machen.

Fur uns Selbsthilfeorganisationen war diese Weiterbil-
dung eine wertvolle Gelegenheit, dazuzulernen und
die Stimme der Patientinnen kinftig gezielter in Ent-
scheidungsprozesse einzubringen — dort, wo Uber neue
Therapien, Medikamente und Versorgungsmodelle ent-
schieden wird.

Michaela Weigl

3 lhr seid da,
wenn ich mehr will.

BRIAN LEBLER
Steinbach Black Wings Linz

www.vkb.at
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MPS AUSTRIA SAGT DANKE

BENEFIZVERANSTALTUNGEN

EIN HERZLICHES DANKE AN ALLE, DIE MITGEHOLFEN HABEN!

Ob Benefizveranstaltung, Geburtstagssammlung, Lesung, Motorradweihe, Spendeninitiative zum Giving
Tuesday oder Adventaktion - viele Menschen haben sich auch heuer wieder kreativ und mit groBem Herzen
flir unsere MPS-Familien eingesetzt.

Jede dieser Aktionen zeigt, was moglich ist, wenn Engagement und Mitgefiihl zusammenkommen.
Dafiir mochten wir von Herzen Danke sagen - an alle, die mit ihrer Idee, Zeit und Unterstiitzung Hoffnung
geschenkt haben. Danke.

ROTARY CLUB KORNEUBURG UBERRASCHT MIT JUBILAUMSSPENDE

Eine ganz besondere Uberraschung gab es beim Jubilaum von
MPS-Austria:

Der Rotary Club Korneuburg, der uns bereits 2022 mit einer
Benefiz-Matinée im Kursalon Wien unterstitzt hatte, Gberreichte
uns vollig unerwartet einen Spendenscheck tber 2.000 Euro.

Die grof3zligige Geste hat uns riesig gefreut — umso mehr, weil
sie zeigt, dass die Verbundenheit und Unterstitzung Uber viele
Jahre hinweg bestehen bleiben.

Ein herzliches Dankeschén an Marcus Bednar und Peter
Leonhardt, die die Spende personlich Uberbrachten, und an
den gesamten Rotary Club Korneuburg fur diese wunderbare
Uberraschung!

LESUNG ,MIT ZUVERSICHT” ZUGUNSTEN VON MPS-FAMILIEN

Ein sehr herzliches Danke an
Dr. Wolfgang Schussel, die
Buchhandlung Dim in Ried
und die Raiffeisenbank Ried
fir ihr groBartiges Engage-
ment!

Im Rahmen einer gut be-
suchten Buchvorstellung von
it Zuversicht — Was  wir
von gestern flr morgen ler-
nen koénnen” verzichtete Dr.
Schussel auf sein Honorar. Die Eintrittsgelder wurden
gesammelt und von den beiden Organisatorinnen zu-
satzlich aufgerundet — so kamen 1.500 Euro fur unsere
MPS-Familien zusammen.

Wir freuen uns sehr Gber diese gelungene Aktion. Die
grof3ztigige Unterstitzung hilft, schwerkranken MPS-
Kindern und ihren Familien Therapien, Entlastung und
unvergessliche gemeinsame Momente zu erméglichen.
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MPS AUSTRIA SAGT DANKE

BENEFIZVERANSTALTUNGEN

GEMMA GEMMA - GEMMA MPS

Bewegung kann viel bewirken - besonders, wenn sie mit Herz verbunden ist!

Die Teilnehmer:innen der Gemma MPS Challenge 2025 haben nicht nur sportlich engagiert und Minuten,
sondern auch Hoffnung in Form von Spenden fiir Therapieeinheiten gesammelt. Damit zeigten sie einmal
mehr, dass Bewegung und Mitgefiihl gemeinsam Grof3es bewirken kénnen. Ein herzliches Dankeschon an alle!

GEMMA MPS Erwachsene
GEMMA MPS Erwachsene

1.610,00 € 10:00.00 £

[ 181% erreicht.

B e e g A

Gemeinsam fir schwerkranke MPS-Kinder!
MPS-Austria

1.340,00 € B81.50 €

Echt jetzt? MP5? Gemma helfen!
die Weindl's
1.070.00 € 1000.00 €
[ 7% vt )

Gemma los! Wir werden fit fir die Wandersaisor
Anke und Waltraud

310,00 € 300,00 €

Challenge accepted - 6815 Minuten fir MP3
Familie Messenbdck

704,00 € G81.00 €

Wild hoch 2
Beatrice & Hera

100.00 €

Vamos a ayudar a MPS Austria... Gemma MP3
Team Rodriguez & Plaut

170,00 € 200,00 €

Auf geht’s! Gemma wieder MPS!
Brigitte Falk

Gemma jetzt!
Bernadelte Schwarzimiller

195,00 € 150.00 £

Grazer Gemma MPS!
Peter H.

168,00 € 300,00 €
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i Die Firma KWG hat mit 17 Mitarbeiter:in-

Die Firma Chiesi hat unsere Challenge
heuer mit tollen 1.500 Euro untersttitzt.

nen aktiv an der Challenge teilgenommen,
Starter-Pakete gekauft und die gesammel-

von 433,18 Euro umgewandelt.

ten Bewegungsminuten in eine Spende 3

Geht scho GEMMA - Gatti's unterwegs fir MP3
Tanja

160,00 € H00.00 €

TRAUERN UND HELFEN

Unser herzlicher Dank gilt allen, die in Gedenken an
einen lieben Menschen unseren Verein unterstitzt
haben. In diesen schwierigen Momenten an uns zu
denken und Schmerz in einer so wertvollen Geste
auszudrlcken, schenkt den Angehdrigen Trost und
ermdglicht es, tber den Tod hinaus zu helfen. Diese
Unterstitzung tréagt dazu bei, MPS-Familien in ihrem
Alltag zu starken und ihnen wertvolle Hilfe zu bieten.

Familie Kraft
Familie Schwaiger
Familie Hosel
Familie Gregoric
Familie Stastny
Familie Weinprecht

FEIERN UND GUTES TUN

Es gibt viele schone Momente im Leben, die gefeiert
werden wollen — Geburtstage, Hochzeiten, Jubilden
oder der Ruhestand. Noch schéner wird's, wenn man
dabei Gutes tut! Immer mehr Menschen entscheiden
sich, inre Herzensmomente mit MPS-Kindern zu teilen
und anstelle von Geschenken Spenden zu sammeln.
Damit schenken sie Hoffnung, Entlastung und wertvolle
Therapien fur unsere MPS-Familien.

Wir sagen von Herzen Danke an alle, die ihre Feier zu
einer MPS-Charity machen oder unter dem Motto ,Setz
deinem Geburtstag ein Kronchen aufl” eine eigene
Spendenseite auf unserer Webseite starten!

Gabriele Traxler
Barbara Minihold
Wiston Rodriguez
Gudrun Ponleitner

LAND OO ZEICHNET GEMMA MPS MIT SONDERPREIS AUS

Bei der Bewegungschallenge ,Gemma MPS’, die wir
heuer zum dritten Mal anlasslich des Internationalen
MPS-Tages im Mai durchfihrten, sammelten die Teil-
nehmer:innen dieses Jahr insgesamt 163.194 Bewe-
gungsminuten in nur 31 Tagen. Das Bewegungsziel
von 6.815 Minuten pro teilnehmender Person oder
Gruppe war symbolisch gewahlt — denn 6.815 Amino-
sauren spielen bei MPS eine entscheidende Rolle.

Parallel dazu startete das Land Oberdsterreich heuer
erstmals die landesweite ,Gemma OO Challenge” -
eine Aktion Uber 100 Tage, die zu mehr Bewegung in
den Gemeinden Oberdsterreichs aufrief.

Mag.? Christine Haberlander, Gesundheits-Landesréatin
und LH-Stellvertreterin, traf sich anldsslich des Interna-
tionalen MPS-Tags mit Michaela Weigl zu einem Foto-
termin und betonte in ihrer Presseaussendung:

,Es ist bewundernswert, mit welchem Herzblut und per-
sénlichem Einsatz MPS Austria auf diese seltene Erkran-
kung aufmerksam macht. Die Verbindung von Bewe-
gung, Solidaritét und Engagement fiir betroffene Kinder
verdient héchste Anerkennung. Als Land Oberdsterreich

setzen wir mit unserer Gesundheitsinitiative bewusst auf
Bewegung — und wenn sie gleichzeitig Hoffnung schenkt,
ist das ein doppelter Gewinn.”

FUr unsere engagierte Initiative erhielten wir als Verein
im Rahmen der Preisverleihung an die teilnehmenden
Gemeinden einen Sonderpreis des Landes Oberoster-
reich. Wir durften uns Gber 1.000 Euro Preisgeld freuen.
Das bedeutet uns viel. Herzlichen Dank dafr!
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WENN ENGAGEMENT ZUR HERZENSSACHE WIRD

Auch heuer haben unsere treuen Unterstltzerinnen
wieder GrofSartiges fur die MPS-Kinder auf die Beine
gestellt — gleich bei zwei wunderbaren Veranstaltungen!

Gabis Geburtstagsfest am 1. Mai

Anstatt ihren 60. Geburtstag einfach zu feiern, hat Gabi
ihn erneut in den Dienst der guten Sache gestellt.
Beim traditionellen Fest beim ,Wirstel Waggon” mit
Spanferkel und Live-Musik von Johnny Favourit wurde
frohlich gefeiert — und gleichzeitig grof3zligig gespendet.
Unglaubliche 7.500 Euro kamen dabei fUr unsere MPS-
Kinder zusammen! Was fur ein Geburtstagsgeschenk —
wahrsten Sinne des Wortes!

Motorradweihe und Benefiz-Ausfahrt am 15. Juni
Nur wenige Wochen spater lud Rudi Greiner gemeinsam
mit Manuela und Harry zur beliebten Motorradweihe am
Enkplatz ein. Nach der Segnung durch Mag. Pater Jan
Soroka CR flhrte die dreistindige Ausfahrt Uber eine
wunderschone Strecke — natlrlich bei bestem Wetter.
Der Abschluss fand wie immer bei Harry’s Augustin in
Simmering statt, wo Musik von Johnny Favourit und viele
frohliche Gesichter fir grofartige Stimmung sorgten.
Rudi Ubergab heuer eine beeindruckende Spende von
3.300 Euro zugunsten unserer MPS-Kinder.

Bei unserer Jubildumsfeier im Oktober konnten wir Rudi
und Manuela personlich fur ihr langjahriges Engagement
ehren. Gabi und Wolfgang konnten an diesem Abend
leider nicht dabei sein — ihre Urkunde habe ich ihnen aber
spater personlich Gberreicht.

Ein herzliches Dankeschon auch an Saskia, Tamas und
Bulcsu, die MPS Austria mit viel Herz vertreten haben.

Ihr alle seid seit so vielen Jahren treue Wegbegleiter und
macht mit eurer Herzlichkeit und Energie einfach Mut.

Michaela Weigl

ADVENTSTAND MIT HERZ, WARME UND WAFFELDUFT

Bereits zum sechsten Mal hat Saskia ihren beliebten
Adventstand in Ebreichsdorf organisiert — und wieder
war’s ein voller Erfolg!

Gemeinsam mit Familie und Freundinnen sorgte sie
mit hausgemachtem Apfelpunsch, Eierlikdrpunsch,
Weilweinglihwein, Schneeflockerl, Waffeln mit Zimt &
Zucker oder Banane/Nutella sowie Leberkdssemmeln
fUr beste Stimmung und viele glickliche Gesichter.
Und wer den Punsch probiert hat, weil3: Hausgemacht
schmeckt einfach besser als gekauft — eindeutig!

Die liebevolle Vorbereitung, das Lacheln hinter dem
Tresen und der unermdidliche Einsatz von Saskia und
ihrem Team haben sich mehr als gelohnt: 2.800 Euro
konnten fur MPS Austria gesammelt werden!

Ein herzliches Dankeschon an Saskia und alle
Helfer:innen, die mit so viel Herzblut und Freude dabei
waren — ihr Engagement warmt nicht nur Tassen,
sondern auch Herzen.

MIT LIEBE UND KREATIVITAT FUR MPS

Jedes Jahrin derVorweihnachtszeit verwandelt sich das
Zuhause von Christine, unserer guten Seele im MPS-
BUro, in eine kleine Weihnachtswerkstatt. Wochenlang
bastelt sie an den Wochenenden mit ihrer Familie — mit
viel Geduld und unerschopflicher Kreativitat.

Gemeinsam mit ihrer Schwester Traudi, die sie beim
Verkauf tatkraftig unterstUtzt, prasentiert sie auf dem
Weihnachtsmarkt in St. Georgen eine beeindruckende
Auswahl handgemachter  Dekoartikel ~ fur die
Adventszeit und suBer Kostlichkeiten. Viele kommen
jedes Jahr wieder - nicht nur wegen der schénen und
guten Sachen, sondern auch, weil sie wissen, dass sie
mit ihrem Einkauf helfen kdnnen.

Das Ergebnis ihres unermudlichen Einsatzes ist jedes
Jahr beeindruckend: Den gesamten FErlds spendet
Christine an MPS Austria zugunsten von MPS-Kindern.
Wir sagen von Herzen Danke flr so viel Tatkraft,
Begeisterung und Treue — und fur alles, was Christine
seit Uber zwei Jahrzehnten fUr den Verein leistet.
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LINEDANCE MIT HERZ - DIE HONKY TONK LINEDANCERS

Wer tanzt, spurt: Musik verbindet. Und manchmal ver-
bindet sie sogar Welten, die auf den ersten Blick gar
nichts miteinander zu tun haben - so wie Linedance
und seltene Krankheiten.

Seit Uber zwei Jahrzehnten unterstiitzen uns die Hon-
ky Tonk Linedancers mit Benefizaktionen, Auftritten und
jeder Menge Herz. Was 2003 bei einer Benefizveranstal-
tung im Karntner Flattach begann, ist heute eine ech-
te Herzenspartnerschaft — mit einem beeindruckenden
Gesamterlos von inzwischen tber 100.000 Euro zuguns-
ten von MPS-betroffenen Familien.

Alles begann mit einem Weihnachtsmarkt, bei dem die
,Honkys" fir MPS-Kinder bastelten, backten, kochten und
werkelten — vom Likor bis zur Marmelade, alles zuguns-
ten von MPS Austria. Daraus entstand eine bunte Reihe
von Aktionen: Tombolas, Benefizabende, Tanzveranstal-
tungen, Workshops und liebevoll gestaltete Buffetspen-
den, bei denen MPS Austria ldngst fixer Bestandteil ist.

Und: Mit ihrem Engagement haben die Honkys sogar
auch andere motiviert, sich anzuschlieBen und MPS-Fa-
milien zu unterstUtzen — ganz nach dem Motto:
Gemeinsam bewegen wir mehr.

Musik und Bewegung spielen auch bei MPS Austria selbst
eine grol3e Rolle — und hier kommen die Honky Tonk Line-
dancers jedes Jahr personlich ins Spiel. Seit vielen Jahren
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nehmen Karin und Rudi Kientzl an der MPS-Therapiewo-
che teil. Dort gestalten sie einen Linedance-Workshop,
bei dem wirklich alle mitmachen kénnen: Eltern, Ge-
schwister, fitte Patientinnen, Therapeutinnen und Kin-
derbetreuerinnen. Getanzt wird meist im Seminarraum
—und bei schonem Wetter am liebsten im Garten.

Auch bei unserer gro3en 40-Jahre-Feier im Oktober 2025
waren die Honky Tonk Linedancers ein Highlight. Nach
ihrer schwungvollen Auffiihrung luden sie die Géste ein,
selbst mitzutanzen - auch im Sitzen. Der Applaus wollte
kaum enden. Denn auch da war es so, dass ihre Freude
an der Bewegung allen anderen Mut geschenkt hat und
so ihr Tanzen die ganze Gemeinschaft in Schwung ge-
bracht hat. Es war zu spiren, dass es hier langst nicht nur
um Tanzschritte, sondern um echte Verbundenheit geht.

Die Honkys tanzen mit Begeisterung und ganz viel Herz.
Und jedes Mal, wenn sie die Tanzflache betreten, zei-
gen sie den Menschen, dass Tanzen mehr kann, als man
denkt — es kann Hoffnung schenken.

i T e
e F

Michaela Weigl

MARKTPLATZ INSTITUT LEBENSNETZE 2025

i”StitUt Im Oktober fand der 16. Markt-
ebensnetze ] .
l_/ platz Lebensnetze in der Raiff-
N eisen Arena Linz statt — ein ins-
pirierender Ort der Begegnung zwischen Unternehmen
und gemeinnttzigen Organisationen. Gemeinsam mit
den ,Super-Dealerinnen” Michaela, Christine und Sonja
machte ich mich bereit, erneut kréftig zu,dealen” — denn
auf diesem Marktplatz werden keine Waren, sondern
Leistungen und Ideen getauscht.

Mit dem bereits erwarteten Gongschlag starteten wir
voller Energie. Wir wussten genau, was wir suchten —
und stlrzten uns motiviert ins Gesprach mit den teilneh-
menden Unternehmen. Schon bald trafen wir auf viele
altbekannte Gesichter, mit denen sich rasch neue Verein-
barungen ergaben. In offener und herzlicher Atmospha-
re wurden Ideen gesammelt, Bedarfe ausgesprochen
und kreative Loésungen gefunden — ein Austausch, der
zeigt, wie wunderbar Kooperation auf Augenhdéhe funk-
tionieren kann.

Inzwischen durfen wir uns gllcklich schatzen, selbst
eine starke Social-Media-Prasenz anbieten zu kénnen —
ein attraktiver Mehrwert, den viele Unternehmen gerne
als Gegenleistung annehmen.

Ein besonders schones Beispiel flir einen gelungenen
Deal war die Unterstltzung der Firma Asamer, die uns
far unsere Teilnahme an der Friedensflotte Mirno More in
Kroatien einen VW-Bus zur Verfligung stellte. AulSerdem
ergeben sich teilweise Kooperationen, die auch Uber
den Marktplatz hinaus weiterbestehen.

Beim Marktplatz Lebensnetze gilt eine klare Regel: Es darf
kein Geld flieBen. Und doch ist der Wert der geschlosse-
nen Deals enorm. So durften wir uns etwa Gber die wert-
vollen Dienstleistungen von Milestones und upart freu-
en — ein Beitrag, der flr unsere Patient:innenorganisation
von unschdtzbarem Nutzen ist. Solche Unterstltzung
ohne finanzielle Gegenleistung zu erhalten, ist einfach
grofSartig und erfllt uns mit tiefer Dankbarkeit.

Neben all den erfolgreichen Vereinbarungen ist der
Marktplatz auch eine wunderbare Gelegenheit, andere
Vertreter:iinnen von NGOs zu treffen, Erfahrungen auszu-
tauschen und voneinander zu lernen.

Mit vielen neuen Ideen, spannenden Begegnungen und
einem richtig guten Gefuhl gehen wir aus dem Markt-
platz — einmal mehr Gberzeugt davon, dass diese Veran-
staltung einfach Freude macht.

Anna Messenbock
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EIN ABEND VOLLER HUMOR UND ENGAGEMENT

Ein  besonderer Benefizabend zugunsten von
MPS Austria fand am 23. Oktober 2025 in der
Landesmusikschule Wels statt. Der Lions Club Wels
Leonessa, der uns seit vielen Jahren verbunden ist,
organisierte eine Lesung mit unserem Botschafter
Wolfgang Bock, begleitet vom Bonta Gramesc
Gitarrenduo - eine gelungene Kombination aus
Humor und Musikgenuss fur die Gaste.

Wolfgang Bock begeisterte das Publikum — mit
Geschichten aus seiner Weinlese — charmant, pointiert
und voller Humor. Es wurde viel gelacht, und die gute
Stimmung hielt den ganzen Abend Gber an. Schon vor
Beginn und in der Pause konnten die Besucher:innen
eine feine Weinverkostung genielsen und sich mit
selbstgebackenen Kuchen und Torten starken.

Ein groBes Dankeschon gilt Roswitha Inzlinger, der
aktuellen Prasidentin des Clubs, die mit viel Herzblut
und Einsatz federfihrend fir das Gelingen dieses
wunderbaren Abends verantwortlich war.

Der Erfolg kann sich sehen lassen: Ich war Uberwaltigt
und sprachlos, als mir Roswitha den Spendenscheck
Uberreichte — 5.000 Euro! Was fiir eine Freude! Damit
kdnnen wir wieder dringend bendtigte Therapien fiir
MPS-Familien finanzieren.

Auch das ortliche Fernsehen WT1 war vor Ort,
fihrte Interviews und hat Uber die Veranstaltung
berichtet. Damit wirkt dieser schone Abend weit
Uber den Veranstaltungsraum hinaus. Wir freuen
uns, dass dadurch noch viele Menschen etwas Uber
MukoPolySaccharidosen und unsere Arbeit erfahren
konnten — denn was wir genauso dringend brauchen
wie Geld, ist Aufmerksamkeit in der Offentlichkeit.

Ein herzliches Dankeschén an die Leonessen Wels,
die mit Organisationstalent einen groRartigen Abend
geschaffen haben — nicht nur zur Unterhaltung,
sondern auch, um Gutes zu bewirken! Und naturlich
an Wolfgang Bock, der mit seiner humorvollen Lesung
wieder einmal alle begeistert hat.

Michaela Weigl
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EIN HOCH AUF 50 JAHRE - UND GELEBTE VERBUNDENHEIT

Ein besonderes Jubildum im doppelten Sinn: Top-Win-
zer Karl Diwald feierte seinen 50. Geburtstag — und nutz-
te diesen Anlass, um MPS Austria zu unterstltzen, die
heuer selbst auf 40 Jahre zurlckblicken darf.

Karl hatte die Idee, einen Grlinen Veltliner in limitierter
Sonderedition in Magnumflaschen abzufullen und den
Erl6s daraus MPS Austria zu widmen. 200 Magnumfla-
schen wurden gefillt — und das Ergebnis dieser Aktion
kann sich sehen lassen: Weit Gber 5.000 Euro kamen zu-
sammen.

Die Verbindung zu MPS Austria besteht Gber Ulrike Ihm,
Karls Partnerin, die als Kinderdrztin seit vielen Jahren eh-
renamtlich mit unserem Verein zusammenarbeitet, zur
Therapiewoche mitféhrt, dort medizinische Gesprache
in gemdtlicher Atmosphére anbietet, Befunde erklart
und spontane Wehwehchen behandelt.

Auch bei unserem Jubildumsfest im Oktober durfte der
Charity-Wein naturlich nicht fehlen — er wurde ausge-
schenkt und sorgte flr viel Begeisterung. Wir waren echt
stolz auf unseren Jubildumswein mit MPS-Logo!

Und aus guter Quelle wissen wir: Ein paar der edlen
Magnumflaschen gibt es noch! Wer also gerne Wein
trinkt und dabei etwas Gutes tun moéchte — man kann
noch die eine oder andere dieser besonderen Flaschen
um 30 Euro erwerben.

Ein herzliches Dankeschon an Karl Diwald und Ulrike
Ihm fir diese grof8artige Unterstitzung und die langjah-
rige Verbundenheit mit MPS Austrial

UNTERSTUTZUNG, DIE IM ALLTAG ANKOMMT

Beim Marktplatz Lebensnetze ist wieder ein wertvoller &
Kontakt entstanden:

Die Firma LIWEST hat uns MediaMarkt-Gutscheine im Wert
von 400 Euro Uberreicht. Damit kdnnen wir einer MPS-Fa-
milie helfen, wenn einmal ein wichtiges Haushaltsgerat er-
setzt oder angeschafft werden muss.

Vielen Dank an LIWEST fur diese konkrete und absolut all-
tagstaugliche Unterstlitzung!
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#GIVING TUESDAY OPEN HOUSE FOR MPS

Der Giving Tuesday fiel 2024 auf den 3. Dezember — und
wie schon in den Jahren zuvor wollten wir diesen beson-
deren Tag fir unser Open House for MPS nutzen. Also
offneten wir unser Zuhause fUr Freund:innen und Weg-
begleiterinnen zu einem gemditlichen Beisammensein
voller Herzlichkeit, gutem Essen und einem gemeinsa-
men Ziel: Gutes tun fur MPS-Patient:innen.

Wahrend Michael als Grillmeister auf der Terrasse stand
und kostliche Bosner zubereitete, fUllte sich das Haus
mit wunderbarem Duft und frohlichem Stimmenge-
wirr. Dank unserer tollen Deals Uber den Marktplatz Le-
bensnetze durften wir Bratwdirstel von GoCatering und
Bosnaweckerl von Honeder genieRen. Dazu gab es viel
Selbstgemachtes: Punsch, vegetarische Aufstriche, Ku-
chen und Cookies — davon auch einiges von unseren
Gasten selbst mitgebracht. Die berihmten MPS-Weih-
nachtskarten durften naturlich ebenfalls nicht fehlen -
auch hier schlugen unsere Géste gerne zu.

Gemeinsam am Lagerfeuer, bei guter Musik und scho-
nen Gesprachen genossen wir die stimmungsvolle At-
mosphdre — und dabei kam auch das Spenden nicht zu
kurz. Unsere Spendenbox fur MPS Austria flllte sich im
Laufe des Abends stetig, und auf der bereitliegenden
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Spendenliste konnten sich alle eintragen — denn Spen-
den an MPS Austria sind steuerlich absetzbar, und diese
Maoglichkeit wollten wir unseren Gasten natdrlich nicht
vorenthalten.

Am nachsten Tag durften wir mit grofSer Freude 700 Euro
an MPS Austria Uberweisen — ein Ergebnis, das uns dank-
bar und stolz macht. Esist immer wieder beeindruckend,
wie grof3zligig und engagiert unsere Freunde sind, wenn
es darum geht, gemeinsam zu helfen.

Danke euch allen — fiir eure treue Unterstltzung, eure
Freundschaft und euer Kommen. Dieses Open House for
MPS ist langst zu einer liebgewonnenen Tradition ge-
worden, die wir auch 2025 fortsetzen werden.

Nachmachen erwinscht! Denn was ist besser als eine
gelungene Giving-Tuesday-Aktion? Genau: zwei, drei
oder zehn Giving-Tuesday-Aktionen. Ich bin gespannt
auf eure Ideen und unterstitze euch sehr gerne bei der
Vorbereitung eures Giving Tuesday! Der ndchste Giving
Tuesday ist am 1. Dezember 2026.

Anna Messenbock

13 HERZENSSTUNDEN FUR MPS-KINDER

FUr den weltweiten Giving Tuesday am 2. Dezember
haben wir uns natUrlich auch als MPS Austria wieder ein
tolles Projekt einfallen lassen. Wir wollen den Tag des
Gebens, der als Antwort auf den Konsum rund um den
Black Friday entstanden ist, schlie8lich gebihrend feiern.
Schon 2024 hatten wir praktisch einen kleinen Probelauf
dafir gestartet und gesehen, dass die Idee erfolgreich
war. Wir haben ein Plus an Einnahmen erzielt und auch
neue Spender:innen gefunden — damit war klar, dass wir
dranbleiben.

Heuer wurde die Idee auf besonders berthrende
Weise umgesetzt: Unter dem Motto ,Mach die Traume
kranker Kinder wahr” kénnen Unterstltzerinnen
zwischen 13 symbolischen Spendenoptionen wahlen.
Der Giving Tuesday dauert nur 12 Stunden und jede
Stunde kann ein:e MPS-Patient:in mit der Erflllung eines
Traums gltcklich gemacht werden. Und nattrlich gibt's
obendraufnoch einen 13.Traum, der erfillt werden kann!

Die Auswahl reicht von kleinen Dingen mit grolSer
Wirkung, wie einer Schreibhilfe fir den Stift um nur
5 Euro oder einem Ldtzchen um 7 Euro, Uber einen
Geschwisterkindertag um 15 Euro und den Selbstbehalt
fur eine Therapie um 43 Euro, bis hin zum warmen
Schlupfsack fir den Rollstuhl um 60 Euro oder einem
groBBen Glicksmoment um 80 Euro.

Das Ziel dahinter ist klar:

e Echte Glicksmomente zu schenken - Kkleine
Auszeiten vom kranken Alltag, in denen MPS-Kinder
einfach Kind sein durfen.

e Weniger Schmerzen zu ermdéglichen — durch
gezielte Therapien, die Beweglichkeit fordern und
Beschwerden lindern.

e Kostbare Zeit miteinander zu schaffen —fir Familien,
die oft viel zu frih Abschied nehmen mussen.

#GIVINGTUESDAY

Ich hatte gar nicht gedacht, dass die Umsetzung so viel
Arbeit macht: Ideen sammeln, geeignete Fotos suchen,
13 (1) Spendenseiten erstellen, Texte schreiben... Einmal
mehr bin ich sehr froh, dass wir unsere liebe Anke
haben — denn dank ihr ist das alles toll geworden, sehr
professionell und ansprechend. Jetzt muss es nur noch
funktionieren. Und das hoffen wirl

Die Resonanz auf die heurige Aktion kennen wir noch
nicht, denn der Giving Tuesday 2025 liegt noch vor uns,
wahrend ich diesen Artikel schreibe. Wir hoffen aber,
dass viele der Traume erfullt werden.

Mehr dazu unter:
www.mps-austria.at/mach-die-traeume-
kranker-kinder-wahr
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