Behandling for MPS VII, Sly
Dvs patienter med beta-glukuronidas brist.

Behandling/atgirder

Det finns ingen botande behandling vid Slys sjukdom dnnu. Behandlingen av barnen far darfor
inriktas pd att s mycket som mdjligt motverka medicinska komplikationer och forsoka underlitta i
vardagen sa att bade barnets och familjens livskvalitet blir s god som mojligt.

Synnedsittning till f61jd av grumlingar i hornhinnan kan avhjélpas med hornhinnetransplantation.

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

Habiliteringsinsatser, dvs tillgéng till sjukgymnast och arbetsterapeut, psykolog- och kuratorstdd,
logoped eller forskolldrarinsatser m fl kan erbjudas barnet och familjen. Sjukgymnasten hjélper till
att halla rorligheten 1 lederna uppe sa mycket som mgjligt och ger instruktioner om
andningsgymnastik. Arbetsterapeut hjélper till med bedomning av atgérder for att underlétta
vardagen, bl a olika hjdlpmedel. Synhabilitering kopplas in vid behov. Det dr viktigt med
psykologiskt och socialt stod.

Genterapi

En genterapistudie for MPS VII Sly ér planerad att pabdrjas hosten 2006 pd Washingtons
universitet i St. Louis. Mélet for studien kommer vara blod-systemet. I den hér studien kommer
stamceller frdn benmérgen fran patienter med MPS VII att isoleras och en funktionell kopia av den
defekta genen kommer tillforas de cellerna. Inte alla patienter med MPS VII kommer uppfylla
inklusions-kriterierna. Varje patient kommer utvérderas av ett team ldkare for att se om de passar.

For mer information kontakta; Mark S. Sands, Ph.D Associate Professor of Medicine and Genetics
Washington University School of Medicine msands@im.wustl.edu




