Behandling for MPS IV Morquios sjukdom

Vid Morquios sjukdom (typ A och B) saknas galaktos 6-sulfatas respektive beta-galaktosidas

Behandling/atgiarder

Det finns ingen botande behandling vid Morquios sjukdom &nnu, men man skall snart inleda
kliniska provningar med enzymterapi, vg lds mer nedan. Behandlingen av barnen far darfor 1
nulédget inriktas pé att s& mycket som mgjligt motverka medicinska komplikationer och forsoka
underlétta 1 vardagsmiljon sé att livskvaliteten blir s& god som mojligt.

Horsel- och synnedséttning dr vanligt, och horsel och syn bor kontrolleras regelbundet.

Alla personer med MPS-sjukdomar 16per en risk for narkoskomplikationer och bor bedomas av
narkosspecialist infor eventuell operation.

Alla barn med MPS IV maste undersdkas med magnetkamera (MR) for att bedoma graden av
instabilitet i nackkotpelaren. P4 grund av den stora risken for skador pa halsryggmérgen bor man
Overviga att stabilisera nackkotan och den dversta halskotan i forebyggande syfte med en operation.
Detta gors helst 1 forskole- och ldgstadiealdrarna.

Habiliteringsinsatser, dvs tillgdng till sjukgymnast-, logoped- och arbetsterapeutinsatser,
forskolepedagogik, psykolog- och kuratorsstod m m, skall erbjudas barnet och familjen liksom
horsel- och synhabilitering vid behov. Sjukgymnasten kan hjélpa till att med rorelser och aktiviteter
hélla uppe rorligheten s mycket som mdjligt och ddrmed minska tendensen till kontrakturer
(felstillningar), varvid dock smartsamma tanjningar bor undvikas. Framst pa grund av skelettets
deformeringar och hoftinstabiliteten behdver barnen med den svarare sjukdomsformen oftast
anvianda rullstol for sin forflyttning nar de kommer upp i tonaren, ibland dven tidigare.
Arbetsterapeut hjélper till med beddmning av dtgérder for att underlétta vardagen, bl a olika
hjélpmedel.

Foréldrarna kan behdva psykologiskt stod dels i samband med att de far besked om diagnosen, dels
i samband med att olika pafrestningar uppkommer. Aven barnen och ungdomarna sjilva kan behdva
stod av psykolog allt eftersom sjukdomen fortskrider och olika problem tillstoter.

Enzymterapistudie for MPS IV A

Inotech Biotechnologies Ltd meddelar att Saint Louis University, och prof. Shunji Tomasu initierar
ett samarbete for att utfora det kliniska programmet for Morquio typ A, med Morquio familjer,
Morquio Samfundet och MPS-foreningarna. Inotech ér ett biotekniskt foretag i Basel 1 Schweiz.
Man hoppas starta de kliniska studierna snart med malinriktad skelett terapi for MPS

Dr Shunji Tomatsu tittar p& hur man kan forbéttra skelett problemen hos MPS genom att modifiera
enzymet sa att det lattare kan ta sig in i skelettet. Man inriktar sig pa en mansklig klinisk studie
baserat pd de goda resultaten man sett pd moss.

Foretaget uppmanar alla familjer att 14gga in sina barn p4 MPS 1V registret; www.morquio.com.
Information om naturalhistorien &r viktig for utveckling och uppfoljning. Lds mer om studien pé
www.inotech.ch eller kontakta Mary Smith president Carol Ann Foundation och
Internationella Morquio Organisationen pi tel. 5207442531 (USA)




