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«Wird es je ein Medikament
far mich geben?»

Nicole Schupbach (13) mit CF-Mutation «Klasse 1»
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Liebe Leserin, lieber Leser

«Wir lassen niemanden im Stich!» ist
der Leitgedanke unserer strategischen
Ausrichtung, die wir im Vorstand fir die
nachsten Jahre definiert haben. Dank
den Errungenschaften von Trikafta
verandern sich die BedUrfnisse unserer
Zielgruppe. Was bedeuten diese Veran-
derungen fUr uns als Patientenorgani-
sation? Wer braucht uns nun mehr, wer
vielleicht etwas weniger? Wie konnen
wir sicherstellen, dass wir weiterhin fir
alle da sind, und niemanden im Stich
lassen?

Wir werden uns kinftig starker auf
diejenigen fokussieren, die keine
Modulatoren nehmen kénnen und auf
diejenigen, die trotz Modulatoren mit
schweren Lungenschadigungen leben.
Ebenso auf diejenigen, die an Begleit-
und Nebenerkrankungen ihrer CF
leiden sowie auf die Transplantierten.

In diesem Heft zeigen wir auf, was in
den nachsten Jahren von der Forschung
zu erwarten ist. Wir berichten tber
Neuigkeiten aus den Bereichen Ernah-
rung und Atemtherapie und Uber die
strategischen Ziele, die wir uns fur

die kommenden Jahre gesetzt haben.

Reto Weibel

«Ich lasse niemanden im Stich!» war
auch einer meiner Gedanken, als ich
mich mit meinem Rucktritt als Prasi-
dent von Cystische Fibrose Schweiz
auseinandergesetzt habe. Nach bald
25 Jahren Engagement fur CFS ist

far mich die Zeit gekommen, diese
herausfordernden und gleichzeitig
enorm bereichernden Aufgaben ab
2024 weiterzugeben. Die letzten funf
Jahre waren fur mich die ereignis-
reichste, kraftezehrendste, aber auch
die glucklichste Zeit meines Engage-
ments in unserer Gemeinschaft. Beim
Kampf fur die neuen Modulatoren-
Medikamente wie Trikafta habe ich im
nationalen Parlament, bei Behdrden
und im Gesprach mit den Medien

die Situation der CF-Betroffenen mit
meiner eignen Betroffenheit glaubhaft
vertreten kdnnen. Ich bin stolz, dass
CFS in diesem Prozess eine wichtige
Rolle gespielt hat und die neuen Medi-
kamente seit 2020 auch in der Schweiz
verfugbar sind.

Neben dieser Arbeit haben wir in den
letzten Jahren auch eine neue, eigen-
standige Geschaftsstelle aufgebaut,
die Kooperation mit der Patienten-
organisation aha! Allergiezentrum
Schweiz aufgegleist und einen neuen
visuellen Auftritt mit entsprechenden
Kommunikationsmitteln umgesetzt.

Auch die Uber Jahre gewachsene Idee
einer koordinierten, schweizweiten
Zusammenarbeit mit den medizini-
schen CF-Fachorganisationen haben
wir neu lanciert. Bereits diesen Marz
wird ein neuer CF-Rat gegrundet:
Erstmals koordinieren CF-Betroffene,
Arztinnen und Arzte, CF-Pflegefach-
personen, CF-Sozialarbeitende,
CF-Ernahrungsberatende wie auch
CF-Physiotherapeutinnen und
-therapeuten ihre Strategien und
Aktivitaten.

All diese Entwicklungen zeugen davon,
dass wir tatsachlich niemanden mit CF
im Stich lassen - bis zum Tag, an dem
Cystische Fibrose heilbar ist!

Reto Weibel
Prasident CFS
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Die nachste Generalversammlung
2023 findet am 6. Mai in Bern statt

Die nachste GV wird von einem Programm mit Referaten
und Erfolgsgeschichten von CF-Betroffenen umrahmt,
die Hoffnung verbreiten. Die Teilnahme inklusive Lunch
und Zwischenverpflegung ist kostenlos. Sie werden

auch die Gelegenheit haben, mit den Regionalgruppen-
leitenden und Mitgliedern der CFS-Kommissionen naher
in Kontakt zu treten.

Der Anlass findet von 09.00 bis 15.00 Uhr in der Event-
fabrik in Bern statt und wird in Deutsch und Franzésisch
durchgefuhrt - mit Simultanibersetzung. Und er

wird online Ubertragen. Alle Unterlagen zur GV wie
Traktanden und Jahresbericht werden frihzeitig auf
unserer Website aufgeschaltet:
cystischefibroseschweiz.ch/GV2023

CFS-Prasident
Reto Weibel tritt
per 2024 zuruck

Nach knapp 25 Jahren ehrenamtlicher
Arbeit im Vorstand von Cystische
Fibrose Schweiz (vormals CFCH) hat
der amtierende CFS-Prasident Reto
Weibel seinen Rucktritt per General-
versammlung 2024 angekundigt.

Der Vorstand und die Geschaftsfuh-
rerin danken Reto Weibel schon jetzt
far sein immenses Engagement und
seine wichtige Arbeit fir CF-Betroffene.
Sein Rucktritt stellt einen grossen
Verlust fur unsere Organisation dar.
Aber gleichzeitig sind wir dankbar

fur die frUhe Ankundigung, die es uns
ermoglicht, einen nahtlosen Uber-
gang zu gewahrleisten.

die Moglichkeit, all ihre Fahigkeiten
einzusetzen, um die CF-Gemeinschaft
aktiv zu pragen. Die Anforderungen

kommission einberufen, die fir die
Auswahl einer geeigneten Person
zustandig ist.

CFS sucht ab sofort einen neuen Pra-
sidenten oder eine neue Prasidentin.
Der Vorstand hat eine Findungs-

Als Prasident oder Prasidentin haben
Sie viel Gestaltungsspielraum und

an das Amt finden Sie im Stellen-

inserat auf unserer Website:
cystischefibroseschweiz.ch/Praesident
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Broschiure «Babyjahre - Leben
mit Cystischer Fibrose»

Die neue Broschure «Babyjahre - Leben mit Cystischer
Fibrose» ist kurzlich in den drei Sprachen Deutsch,
Franzésisch und Italienisch erschienen. Sie enthalt
natzliche Tipps von Experten und soll Eltern und Angeho-
it rigen neu diagnostizierter Babys als Wegweiser dienen.
niitzlichen Darin werden einige Grundlagen vermittelt, damit die
R Familie und ihr Baby die ersten Lebensjahre mit CF gut
meistert. Nach der Diagnose treten unzahlige Fragen auf
- nicht nur zum gesundheitlichen Verlauf der Krankheit,

BGijahre - sondern auch zum weiteren Gedeihen des Sauglings
Leben m"t Cystischer Fibrose und dem Umgang mit der Erkrankung in den nachsten

Lebensjahren.

Die Broschure kann kostenlos Gber
info@cystischefibroseschweiz.ch bestellt oder auf
unserer Website heruntergeladen werden:
cystischefibroseschweiz.ch/merkblatter-broschuren

Informationen fur Eltern und Angehorige m
betroffener Babys

Hike - Breathe - Enjoy:
CFS-Event in Flims Laax Falera
am 7. Oktober 2023

Ein Wander-Event in einer der schénsten Destinationen
der Schweiz fur alle, die sich gerne in der Natur bewegen.
Ob kurze oder lange, leichte oder schwere Routen -

alle Strecken bieten viel Spass in einer wunderschénen
Landschaft und warten darauf, entdeckt zu werden!

Es erwartet Sie ein spannender Tag mit Rahmenpro-
gramm und tollem Konzert am Abend in Falera. Weitere
Infos folgen bald per Newsletter. - Bitte tragen Sie sich
das Datum unbedingt schon mal ein. Ich freue mich dar-
auf, Sie in dieser schénen Region zu begrussen!

Anna Randegger
Organisatorin und Vorstandsmitglied




«Wird es je ein Medikament
far mich geben?»

Nicole Schupbach, 13 Jahre, leidet an Cystischer Fibrose der
«Klasse 1». Aufgrund ihrer Genmutation R553x/1760T>C kann
sie kein Trikafta nehmen. Dennoch lasst sich die aufgeweckte
Schulerin nicht unterkriegen.

Autorin: Cornelia Etter

«Ich war schon enttauscht, als ich er-
fahren habe, dass ich das neue vielver-
sprechende Medikament Trikafta nicht
nehmen kann. Danach habe ich mir
keine grossen Gedanken mehr dartber
gemacht», erzahlt Nicole. Und fugt in
ihrer ruhigen Art hinzu: «Es ware aber
schon cool, gabe es auch ein Medika-
ment fur mich.»

Angst, dass flr Betroffene wie sie nicht
weitergeforscht werden kdnnte, hat
Nicole jedoch nicht, obwohl sie zur
sogenannten «Klasse 1» der CF-Betroffe-
nen gehort. Die Drisen in ihren Bron-
chien funktionieren nicht und lassen
auch keine Flussigkeit durch. Somit
konnen Krankheitserreger nicht abge-
wehrt werden. Sie ist dusserst anfallig
far schwere Infekte, die zu einer gravie-
renden Verschlechterung ihres Gesund-
heitszustandes beitragen kdnnen.

Besorgniserregende

Lungenfunktion

Die Mutter Sonja Schipbach sagt Gber
ihre Tochter: «Nicole geht es immer
gut, wenn man sie fragt. Aber das
stimmt nicht ganz. Ihre Lungenfunktion
betragt nur noch 61 Prozent.

Sie musste schon kuren gehen, weil die
Arzte fanden, der Wert sei besorgnis- y 9 1
erregend fur ein so junges Madchen. | \ \y

Aber uns geht es schon «gut>, wenn .-

sie die Nachte durchschlaft. Wenn sie -

allerdings einen Infekt hat, bedeutet -

das eine Woche Horror.» Nicole Schipbach mit Mutter Sonja, die sie unterstutzt, wo sie nur kann.

*




Nicoles Mutter ist sehr besorgt Uber die
nachtlichen Hustenanfalle ihrer Tochter.
Vor allem, weil sie am nachsten Tag
mude und erschopft ist. «Wenn es ein
Medikament fur Nicole gabe, wirde ihr
Korper weniger Schleim produzieren,
den sie abhusten muss und den wir
taglich abklopfen. Ich denke, es wirde
ihr den Alltag erheblich erleichtern und
sie hatte mehr Energie.»

Physiotherapeut und Familie

als Stiitzen

Nicole absolviert jeden Tag Atemtherapie
und geht regelmassig in die Physio-
therapie. «Mein Physiotherapeut hilft
mir sehr: Er hat immer gute Tipps und

Ideen. Ich durfte auch schon einen
Prototyp des atemgestutzten Therapie-
gerates <Thesma» (siehe S. 13) aus-
probieren. Dieser basiert auf einem
Computerspiel, bei dem ich durch das
Atmen in ein Mundstlck mit Wider-
stand ein U-Boot durch eine Unte-
rwasserwelt bewegen kann. Das hat
mich bei meinen taglichen Atemubungen
motiviert - vor allem wahrend der
Corona-Pandemie. Auch meine Familie
unterstitzt mich sehr: Sie helfen mir
immer, wenn ich etwas brauche oder
eine Frage habe.» Dazu gehort Nicoles
drei Jahre jungerer Bruder, der nicht
von CF betroffen ist, mit dem sie sich
gut versteht.

Fur Nicole gibt es keinen Tag ohne Atemtherapie und Inhalieren.

Sonja Schiipbach, Mutter von Nicole



FREIER ATMEN
MIT SIMEOX

Wenn herkdmmliche Therapien wie Feucht-
inhalation und (O)PEP nicht ausreichen

Bei Cystischer Fibrose, Bronchiektasen, COPD,
PCD/Kartagener Syndrom und anderen

Auch far Patienten, die nicht von den neuen
CFTR-Modulatoren-Therapien profitieren

o ©

<s: PhysioAssist ® ©@

* Testung erfolgt immer in Ricksprache

WWW.P hySioaSSiSt.CO m mit dem behandelnden Arzt.



Dank dem unermudlichen Einsatz ihrer
Mutter und den Arzten am Luzerner
Kinderspital erhalt Nicole nun das
Sekretmobilisations-Gerat «Simeox» flr
zuhause, mit dem sie ihre Atemtherapie
absolvieren kann. «<Das Angenehme
daran ist, dass ich im Liegen inhalieren
kann und nicht so schnell mtde
werde», erklart Nicole. «Zudem |6st das
vibrierende Gerat auch tiefsitzenden
Schleim und verflussigt ihn, was es ein-
facher macht, ihn abzuhusten.»

Glaube an die Zukunft

«Schule macht immer Spass», erzahlt
Nicole weiter. «Ich bin dieses Jahr

in die Kanti (Gymnasium) gekommeny,
schiebt sie voller Stolz nach. «Ich bin
zwar auch gerne zuhause, aber Freun-
dinnen und Freunde zu haben, mit
denen ich Zeit verbringen kann, ist das
Grosste! Wir haben uns immer viel

zu erzahlen und lachen uns meistens
halbtot. Dabei vergesse ich oft, dass ich
krank bin. Meine Lehrpersonen und die
meisten meiner Freundinnen wissen
Uber meine Krankheit Bescheid. Zudem
reite ich gerne und tanze Hip-Hop,

Die aufgeweckte Schilerin liebt Pferde.
Beim Reiten vergisst sie ihre Krankheit.
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wenn es mein Gesundheitszustand
erlaubt.»

Hoffen auf die Forschung

Was macht sie, wenn es ihr mehrere
Tage schlecht geht? Sie hofft, dass es
schnell voruber geht und macht ihre
Atem- und Physiotherapietbungen
noch gewissenhafter als sonst.

«lch muss einfach abwarten», sagt
sie abgeklart. «Aber tief in mir drin
hoffe ich, dass es eines Tages auch ein
Medikament gibt, dass mir das Leben
erleichtert.»

Nicole absolviert regelméassig Physiotherapie. Zuhause Ubt sie auf dem Trampolin.




Unsere neue strategische

Ausrichtung: Wir lassen
niemanden im Stich

Da der Grossteil der CF-Betroffenen inzwischen vom neuen Modulator-
Medikament Trikafta profitiert und ein weitgehend symptomfreies
Leben fuhren kann, richtet sich die klinftige Strategie von CFS auf jene
Betroffenen aus, fur die Trikafta nicht in Frage kommt oder die es
nicht vertragen. - Bis zu dem Tag, an dem es fur alle ein wirkungsvolles

Medikament gibt.

Autor: Peter Mendler, Vizeprasident CFS

Im Mai 2022 wurde das Modulator-
Medikament Trikafta nun auch fur
Kinder ab 6 Jahren zugelassen. Das
bedeutet, dass mittlerweile rund 85%
der CF-Betroffenen in der Schweiz dank
diesem neuen Medikament ein deutlich
symptomfreieres Leben fiihren. Der
Anteil der weitgehend symptomfreien
CF-Betroffenen wird dank der neuen
Modulator-Medikamente erfreulicher-
weise zunehmen. Daneben gibt es aber
weitere CF-Betroffene, die aufgrund
inrer Genetik nicht auf die neuen
Medikamente ansprechen, bereits
schwerwiegende Lungenschadigungen
vorweisen oder aber wegen akuter
Nebenerkrankungen weiterhin die
Unterstutzung von CFS brauchen.

Peter Mendler, Vizeprasident CFS

CFS passt ihre Strategie den sich
verandernden BedUrfnisse der CF-
Betroffenen an. Sie will in Zukunft

in erster Linie fur diejenigen aktiv sein,
die die Modulator-Medikamente nicht
nehmen kdnnen oder trotz der neuen
Medikamente weiterhin Unterstitzung
bendtigen.

Anpassung der strategischen
Prioritdten

An seiner jahrlichen Strategietagung im
Herbst 2022 hat der Vorstand die Stra-
tegie von CFS grundlich hinterfragt und
teilweise neue Schwerpunkte gesetzt.
Die Handlungsfelder «Dienstleistungen»,
«Medizinischer Fortschritt und For-
schung», «Interessenvertretung» sowie
«Kooperation und Vernetzung» stehen
weiter im Zentrum. Die Aktivitaten
innerhalb dieser Handlungsfelder und
die damit zusammenhangende Kom-
munikation werden jedoch konsequent
auf die sich aufgrund der neuen
Modulator-Medikamente verandern-
den Zielgruppen ausgerichtet. CF-
Betroffene, die nicht auf die Modulator-
Medikamente ansprechen oder
aufgrund ihres Gesundheitszustandes
auf Unterstltzung angewiesen sind,
stehen im Vordergrund.

Fur 2023 hat der
Vorstand folgende
Schwerpunkte gesetzt:

1. Wir lancieren neue
Dienstleistungsangebote

In den CF-Zentren soll fur CF-Betroffene
und ihre Angehdrigen ein schweiz-
weites Angebot fur psychologische
Beratung und Unterstlitzung aufge-
baut werden. Aktuell wird am CF-
Zentrum ZUrich ein solches Pilotprojekt
initialisiert. Aufgrund der gemachten
Erfahrungen wird das Angebot dann
schweizweit ausgerollt.

Neu werden CF-Betroffene - Erwach-
sene und Familien mit CF-betroffenen
Kindern - die Moglichkeit haben,

einen von CFS finanziell unterstitzten
individuellen Gesundheitsaufenthalt
zu geniessen. CFS richtet dazu einen
zweckgebundenen Fonds ein, der
ausschliesslich fur diesen Zweck heran-
gezogen werden kann. Die Details zum
individuellen Gesundheitsaufenthalt,
welcher die bisherige Klimakur ablésen
soll, werden zurzeit ausgearbeitet.

1
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(9 Delegierte)

2. Wir setzen neue Schwerpunkte

in der Forschung

Jahrlich unterstitzt CFS verschiedene
Forschungsprojekte mit erheblichen
finanziellen Mitteln. In Zukunft soll
prioritar erforscht werden, mit welchen
Medikamenten und Therapieansatzen
CF-Betroffenen ohne Zugang zu Modu-
lator-Medikamenten ein symptomfrei-
eres Leben ermdglicht werden kann.
Um die Wirkung der Forschung zu
erhohen, das heisst, um die Krafte zu
bldndeln, werden die Forschungspriori-
taten in Zukunft europaweit noch bes-
ser koordiniert. Dies ist unter anderem
die Aufgabe der Patient Organization
Research Group (PORG), in die CFS eine
Vertretung delegiert.

3. Wir treten weiter fiir unsere
Interessen ein

Im Zusammenhang mit den Auseinan-
dersetzungen um die Zulassung von
Trikafta haben wir uns in Verwaltung
und Politik ein ausgezeichnetes Netz-
werk aufgebaut. Dieses wollen wir
weiterhin pflegen und unsere Inter-
essen im Dialog pointiert einbringen.
Aktuell steht die Revision des KVG

im Vordergrund, die flr Betroffene

12

seltener Krankheiten sehr wichtig ist.
Mit einem systematischen Monitoring
des politischen Geschehens sichern
wir ab, dass wir uns, sobald ein flr uns
wichtiges Thema aufkommt, frihzeitig
aktiv einbringen konnen.

4. Wir koordinieren uns im neuen
CF-Rat schweizweit mit den

anderen CF-Fachorganisationen

In der Schweiz unterstitzen neben

CFS verschiedene Fachorganisationen
CF-Betroffene und ihre Angehérigen.
Dies geschieht nur teilweise koordiniert
und flhrt dazu, dass an verschiedenen
CF-Zentren unterschiedliche Leistungen
angeboten und unterschiedliche Stan-
dards gepflegt werden. In einem lan-
geren Entwicklungsprozess haben alle
CF-Fachorganisationen - CFS, Arztinnen
und Arzte (SWGCF), Sozialarbeitende
und Therapierende - beschlossen, ihre
Aktivitaten in einem neu gebildeten
CF-Rat zu koordinieren (siehe Abbil-
dung oben). Dies ist ein grosser Schritt
vorwarts. Der CF-Rat nimmt seine
Arbeit im Marz 2023 auf. Im Rat sind
neben CFS und den Fachorganisationen
auch die Betroffenen sowie deren An-
gehorige vertreten. Wir werden ihnen

Zusammensetzung
des CF-Rats

die Zusammensetzung des CF-Rates
und dessen Arbeitsweise im nachsten
«ensemble» naher vorstellen.

Mit der oben beschriebenen Kurs-
korrektur wollen wir den sich aufgrund
der neuen Medikamente verandernden
Bedrfnissen der CF-Betroffenen und
ihrer Angehorigen Rechnung tragen.
Es ist uns bewusst, dass die eingelei-
teten Veranderungen nur einen ersten
Schritt darstellen und wir die weitere
Entwicklung aufmerksam beobachten
mussen. Weitere Schritte werden
folgen. Bei der Festlegung des zukUunf-
tigen Kurses wird auch der CF-Rat

eine wichtige Rolle spielen, laufen
doch dort die Informationen aus allen
CF-Gruppierungen zusammen.

Es bleibt unser Anspruch, alle CF-
Betroffenen und ihre Angehdrigen
auch in Zukunft wirkungsvoll zu
unterstutzen - bis zum Tag, an dem
Cystische Fibrose heilbar ist.



Thesma: Spielerische
Atemtherapie

Trotz der massiven Verbesserung der Lungengesundheit, die viele
CF-Betroffene dank Trikafta erfahren, fallen die Atemphysiotherapie
und das Inhalieren fur einige CF-Betroffene nicht weg. Eltern
mussen betroffene Kinder und Jugendliche taglich fur die Therapie
motivieren, was laut Kinderphysiotherapeut Thomas Schumacher

mitunter fur alle Beteiligten zur Belastungsprobe wird.

Autorin: Cornelia Etter

Aus diesem Grund hat Thomas Schu-
macher zusammen mit Tobias Kreien-
buhl, einem Forscher und Entwickler
der Hochschule Luzern (HSLU) und
seinem Bruder Kurt als Projektleiter
die «Thesmax»-Losung entwickelt: CF-
Betroffene kdnnen mit einer Virtual-
Reality-Brille (VR-Brille) oder einem
Laptop und einem Atemtherapiegerat
ihre Ubungen spielerisch ausfiihren
und so, gut angeleitet und motiviert,
ihre Therapieziele erreichen.

Thesma steht fir «Therapiespiele mit-
tels Atemsteuerung». Zurzeit besteht
das «Taucherspiel» aus einem Mund-

Kurt Schumacher unterstitzt seinen Bruder
als Projektleiter.

stuck (Pari PEP), in das gegen Wider-
stand ausgeatmet wird. Dies erhéht
den Druck in den Atemwegen, was die
Sekretmobilisierung ermaoglicht.

Das Mundstuck wird mit einem Druck-
schlauch an eine Ubertragungsbox,
die «Thesma-Box», angeschlossen.
Diese Ubermittelt die Daten zur Dar-
stellung des Spiels an eine VR-Brille
oder an einen Laptop, ein Tablet oder
ein Handy. Die oder der Betroffene
befindet sich dabei in einem virtuellen
U-Boot, welches durch das Ein- und
Ausatmen in einer animierten Unter-
wasserwelt fortbewegt wird.

Thesma bietet ausserdem eine Platt-
form fur Pneumologinnen und Thera-
peuten («Caregiver»-Portal), wo sie
Zugang zu den Daten ihrer Patientinnen
und Patienten erhalten. Dort kdnnen
sie zum Beispiel Ausfuhrungsqualitat
und -hdufigkeit der Ubungen wie auch
allfallige Fortschritte beobachten.

Die spielerische Therapie kann jeder-
zeit dem aktuellen Gesundheitszustand
einer Patientin oder eines Patienten
angepasst werden, was sie dusserst
individuell und flexibel macht.

«Serious Gameb» ist ein ernsthaftes
Spiel: Zwar gibt es eine Handvoll
Konkurrenzprodukte zu Thesma, aber
diese sind zu stark auf den Gaming-

Ansatz anstatt auf die Therapie ausge-
richtet und férdern daher die korrekte
Durchfihrung nicht. Der Serious
Game-Ansatz von Thesma basiert zwar
auf Unterhaltung, ist jedoch primar
auf die Therapie und die Technik der
Sekretmobilisation ausgelegt. Die aus-
gewahlten Atemibungen werden zu-
dem von auf CF spezialisierten Physio-
therapeutinnen und -therapeuten aus
der ganzen Schweiz festgelegt und
laufend angepasst. Bei genligend gros-
ser Datenmenge kann ein Algorithmus,
aufgrund der jeweiligen Benutzeran-
gaben, sogar gewisse Voreinstellungen
vornehmen.

Zur Entwicklung des Gerats bis zur
Marktreife wurde der gemeinnutzige
Tragerverein «Therapiespiele mittels
Atemsteuerung» (THESMA) gegrundet.
Der Prototyp und erste Tests durch
Betroffene und Fachpersonen sind
aufgrund der positiven Feedbacks
ausserst erfolgversprechend. Der
nachste Schritt des Vereins ist nun, das
Produkt den CF-Betroffenen zuganglich
zu machen. Ziel ist es, die Hard- und
Software so weiterzuentwickeln, dass
sie einen noch eindeutigeren thera-
peutischen Mehrwert liefern und die
Spiele so attraktiv sind, dass sie Kinder,
Jugendliche und Erwachsene zur
Langzeittherapie motivieren. Betrof-
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Im U-Boot unterwegs: Das Spiel motiviert die junge Patientin bei den Atemubungen.

fene sollen die Thesma-Lésung zum
Selbstkostenpreis erwerben; weitere
Spiele sollen zu einem spateren Zeit-
punkt Uber einen App-Store bezogen
werden kénnen.

Die innovative Atemtherapie-Motiva-
tionshilfe hilft CF-Betroffenen, ihre
Therapie genauer und mit mehr Aus-
dauer auszufuhren. Dadurch kénnen
hoffentlich Infektionen und damit
Spitalaufenthalte reduziert werden.

14

Acht Fragen an Thomas
Schumacher, Kinder-
physiotherapeut und
Mitentwickler von
Thesma

Wie ist die Idee entstanden,

ein «Serious Game» fir
CF-Betroffene zu entwickeln?
Thomas Schumacher: Zusammen mit
einem CF-Betroffenen, den ich seit
vielen Jahren betreuen durfte, ist die
Idee entstanden, in der Fulle standig
neuer Apps nach etwas zu suchen,

das die Motivation bei der Atemphysio-
therapie und beim Inhalieren verbessert.

Doch trotz aufwandiger Recherche

haben wir nichts gefunden, was unserer

Vorstellung entsprochen hatte. Ich
fragte deshalb bei einem Quartierfest
meinen Nachbarn, einen Informatik-

© Christof Schurpf

ingenieur FH, ob es schwierig sei, so
etwas zu bauen. Dieser verneinte und
baute fUr uns in seinem Hobbyraum
einen ersten Prototyp.

Kinderphysiotherapeut Thomas Schumacher

ist Initiator der Thesma-Ldsung.



Was motiviert Sie? Warum
engagieren Sie sich speziell fur
CF-Betroffene?

Ich arbeite seit Uber 20 Jahren mit
CF-Betroffenen. In dieser Zeit gab es
nur sehr wenige technische Neuent-
wicklungen im Bereich der Therapie-
UnterstUtzung. Es gibt also einen
«Entwicklungs-Stau» vor allem, was

die Digitalisierung betrifft. Ausserdem
habe ich durch die vertiefte Beschafti-
gung mit dem Thema herausgefunden,
wie gross das Potenzial fir die Patien-
tinnen und Patienten ist, wenn eine
qualitativ gute Software beim Ausfiuh-
ren der Atemtherapie hilft. Ich weiss,
welche Eigenschaften wichtig sind und
wie medizinisches Fachpersonal ein-
greifen muss, damit sich die Wirkung
der Ubungen verbessert. So kann die
Effizienz verbessert werden. Das ist fur
Menschen entscheidend, die taglich so
viel Zeit in diese Aktivitat investieren.
Auch fUr meine Arbeit als Therapeut ist
es befriedigend, zu sehen, dass meine
Interventionen eine Verbesserung der
Lebensqualitat fur die Betroffenen
bewirken. Nicht zuletzt bin ich motiviert,
das Projekt weiter voranzutreiben, weil
der CF-Betroffene, den ich eingangs
erwahnt habe, inzwischen an seiner
Erkrankung verstorben ist. «Thesma»
ist auch eine Hommage an ihn.

Die Zusammenarbeit von lhnen als
Physiotherapeut mit Entwicklern
und Programmierern stelle ich mir
komplex vor. Wie sind Sie bei der
Entwicklung von Thesma in groben
Zigen vorgegangen?

Ziemlich intuitiv. Ich hatte anfangs
keine Ahnung, was auf mich zukommen
wurde. Der erste Prototyp, den mein
Nachbar gebaut hatte, war technisch
recht einfach gehalten, so dass ich mir
die Vorgange gut vorstellen konnte.

Zu dieser Zeit stellte ich mir das Projekt
auch noch viel einfacher vor, als es
schliesslich geworden ist. Als ich dann
mit der Hochschule Luzern (HSLU) in
Kontakt getreten bin und noch einen
weiteren Entwickler ins Boot geholt
habe, merkte ich, dass es wohl doch

nicht so simpel sein wurde. Neben den
rein technischen Problemen stellten
sich immer mehr auch organisatorische
und finanzielle Fragen: Wie kann man
so ein Projekt tberhaupt finanzieren?
Soll dafur am Kapitalmarkt Risikokapital
aufgenommen werden? Wer wirde

uns in diesem Umfeld Uberhaupt ernst
nehmen?

Ich komme aus einem anderen Bereich
und habe offensichtlich keinerlei
Erfahrungen mit der Spielentwicklung.
Bald wurde mir aber klar, dass ich

das Geld fur die Entwicklung nicht von
Investoren haben mochte, da sie
wirtschaftlichen Druck ausiben wr-
den. Dies wollte ich vermeiden, um bei
der Entwicklung die therapeutische
Qualitat als oberstes Ziel behalten zu
konnen und nicht maéglichst bald mit
einem unfertigen oder sogar schlech-
ten Produkt auf den Markt gehen zu
mussen. Da ich mein Einkommen nach
wie vor als Physiotherapeut verdiene,
ist ein schneller Gewinn fur mich nicht
wichtig, weshalb die Entwicklung tber
A-fonds-perdu-Beitrage finanziert
werden sollte. Da die Thesma-Losung
fur CF-Betroffene entwickelt wird,

ist der Markt sowieso beschrankt und
verspricht keine riesigen Gewinnaus-
sichten.

Was war die grosste Hurde?

Gab es Ruckschlage?

Es hat immer wieder Rickschlage ge-
geben. Nachdem wir mit dem ersten
Businessplan versucht haben, an Spen-
den und Beitrage von Stiftungen zu
kommen und nach einem halben Jahr
keine einzige definitive Zusage erhalten
haben, war ich schon ziemlich frust-
riert. Schwierig ist auch, im richtigen
Moment das Richtige bereitzuhalten:
So hatten wir im Fruhling 2020 zum
Beispiel ein super Team fur die Ent-
wicklung zusammen. Software, Hard-
ware - alles konnte von spezialisierten
Fachleuten zu glinstigen Konditionen
gemacht werden. Aber leider waren zu
dem Zeitpunkt die finanziellen Mittel
nicht bereit. Nun haben wir zwar einen
Teil der Finanzierung zusammen, aber
jetzt sind die Fachleute wieder ander-
weitig beschaftigt ...

Was war der schonste oder
spannendste Moment?

Einer der schonsten Momente war der
erste Test wahrend des Corona-Lock-
downs, als ich einer CF-Patientin einen
Prototyp gebracht habe, die nicht in die
Praxis kommen durfte. Sie berichtete
mir nach sechs Wochen, dass sie mit
unserem Thesma-Taucherspiel taglich
ihre Sekretmobilisation gemacht habe
und noch nie so effektiv ihren Schleim

Maliha Schumacher testet einen abgeadnderten Prototyp fiir chronische Sinusitis.
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mobilisieren konnte. Das hat mich
sehr gefreut und motiviert, weiterzu-
machen!

Sehr schén war auch, mit dem ein-
gangs erwahnten CF-Betroffenen die
ersten Tests mit der neu geschriebe-
nen Software der HSLU durchzufiihren
und zu sehen, wie die Visionen, die
wir Uber Jahre hinweg immer wieder
besprochen hatten, endlich Gestalt
annahmen.

Was ist der aktuelle

Projektstand?

Im Moment sind wir dran, Hard- und
Software stabiler zum Laufen zu
bringen und erste Tests mit Thera-
peutinnen aus dem «Zirkel fur CF/
Atemtherapie Zentralschweiz» (Physio-
swiss Qualitatszirkel) durchzufihren.
Ausserdem laufen Vorbereitungen

far Antrage bei «Innosuisse», um die
Arbeit der HSLU zu finanzieren. Dank
der finanziellen Unterstitzung von
Cystische Fibrose Schweiz (CFS) und
zwei grossen Schweizer Stiftungen sind
wir jetzt daran, die Entwicklungsphasen
far den Fruhling zu planen. Daflr
suchen wir noch geeignete Fachleute,
die einerseits Zeit haben und anderer-
seits bereit sind, zu einem reduzierten
Ansatz zu arbeiten. Falls sich jemand
angesprochen fuhlt, darf sie oder er
sich gerne bei mir melden.

Wann kénnen die ersten
CF-betroffenen Kinder und
Jugendlichen die Thesma-

Lésung und das Taucherspiel
erwerben? Und wo?

Zu erwerben ist Thesma leider noch
nicht. Wir hoffen aber, dass wir bis
Ende 2023 alle interessierten CF-
Betroffenen in der Schweiz versorgen
kénnen, vorausgesetzt wir haben die
Entwicklungsfachleute gefunden und
die Finanzierung ist gesichert. Wenn
ein marktreifes Produkt vorliegt,

soll die Hardware Uber CFS und die
Software Uber die gangigen App Stores
vertrieben werden. CFS hat schon frah
an unser Projekt geglaubt und uns
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vielfach stark gefordert. Der Vorstand
und die Geschéaftsleiterin haben uns
nicht nur finanziell, sondern auch mit
vielen nutzlichen Tipps zum Fundrai-
sing und guten Kontakten zu diversen
Stiftungen unterstutzt. Zudem

gaben sie uns die Moglichkeit, unser
Projekt am diesjahrigen CFS-Kongress
in Luzern zu prasentieren.

Eignet sich das Spiel auch

far Erwachsene?

Unbedingt. Thesma ist in erster Linie
ein «Compliance-Tool» (Instrument zur
Einhaltung der Therapievorschriften),
welches bei genauer Ausfuhrung die
Atemtechnik fordert. Dieser Mechanis-
mus liegt unseren Spielen konsequent
zugrunde. Wenn also jemand lieber ein
Diagramm sehen und so Uberprifen
méchte, ob er seine Ubungen richtig
ausfuhrt, kann er das auch. Fur Kinder
und spielaffine Menschen wird das
Taucherspiel auf den Grundmechanis-

mus gelegt, das heisst, nur, wenn die
therapeutischen Vorgaben erfullt sind,
passiert etwas im Spiel. Das «Game»
muss auch nicht in jedem Fall digital
sein; fur ganz kleine Kinder kénnte
auch eine Spielzeug-Eisenbahn in Gang
gesetzt werden, wenn sie mit dem rich-
tigen Muster ins Thesma-Gerat atmen.
So kann jederfrau und jedermann
intuitiv an der Atemtechnik arbeiten.
Das Alter spielt dann keine Rolle.

Process.
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Forschung: Was steckt in der

Pipeline?

Suche nach der optimalen, individuellen Therapie

CFTR-Modulatoren kommen fur etwa 85 bis 90% der Mukoviszidose-
Betroffenen in Frage. So war die gangige Auffassung, als vor zwei
Jahren der vierte Modulator Trikafta auf den Markt kam. Inzwischen
bekommen immer mehr Betroffene aus der Gruppe der 10 bis 15%,
die urspridnglich nicht davon zu profitieren schienen, doch eine
effektive Modulator-Therapie. Lediglich Patienten, bei denen Uber-
haupt kein CFTR-Protein gebildet wird, benotigen andere Ansatze,
wie zum Beispiel die Gentherapie.

Erste Studien zu gentherapeutischen
Ansatzen und mRNA-Therapien be-
ginnen voraussichtlich noch in diesem
Jahr. Aber auch der Einsatz von Trikafta
wird bei weiteren Patientengruppen
getestet und kdnnte sogar bei einigen
Patienten mit Stoppmutationen wirk-
sam sein.

Unterschiedliche Forschungs-
Ansétze bei verschiedenen
Patientengruppen

Mit den mutationsspezifischen Modu-
lator-Therapien haben sich verschiedene
Gruppen ergeben, die unterschiedliche
Therapieansatze bendtigen. So gibt

es Patienten, bei denen Modulatoren
bereits frihzeitig eingesetzt werden
kénnen und dadurch der Krankheits-
verlauf zumindest verzogert wird. Auch
bei vielen Patienten mit schon fort-
geschrittenem Krankheitsverlauf schei-
nen die Modulatoren gut anzuschlagen
und durften, neben der Lebensqualitat,
auch die Lebenserwartung deutlich
erhoéhen. Aber dann gibt es auch Patien-
ten, die weniger von Modulatoren
profitieren, weil sie z.B. bereits lungen-
transplantiert sind. Oder eine weitere
Gruppe an Patienten, die fur sie nicht

in Frage kommen oder aus anderen
Grunden, z.B. wegen Nebenwirkungen,
nicht nehmen kénnen. Fur alle diese
Gruppen sind neue therapeutische
Ansatze in der Entwicklung.

Co-Potentiation und neue
Modulatoren-Kombinationen fiir
bessere Wirksamkeit

Durch den Modulator Trikafta werden
bei Patienten mit einer bzw. zwei
F508del-Mutationen laut Potential-
differenzmessungen (nPD, ICM) etwa
45 bis 50% der CFTR-Funktion wieder-
hergestellt. Damit sieht es durchaus so
aus, als kdnnte man weitere klinische
Verbesserungen durch eine Optimierung
der Modulator-Therapie erreichen.

So kénnten Stabilisatoren den CFTR-
Kanal langer in der Zellmembran
halten. Ausserdem hat man festge-
stellt, dass mehrere Potentiatoren
synergistisch wirken und die Wirkung
von Modulatoren verstarken kénnen
(Co-Potentiatoren). In der Dreifach-
kombination Trikafta ist ein Mix aus
Korrektoren und Potentiatoren ent-
halten. Potentiatoren aktivieren dabei
den schon vorhandenen Kanal und
bendtigen die Korrektoren, die vorher

der Zelle helfen, das CFTR-Kanalprotein
richtig zu bilden. Inzwischen hat man
festgestellt, dass Elexacaftor, einer

der Wirkstoffe von Trikafta, nicht nur
als Korrektor wirkt, sondern auch als
Potentiator, was wahrscheinlich zu
einer Wirkverstarkung fuhrt.

FUr Patienten mit F508del-Mutation
sind folgende Ansatze in der Entwick-
lung (Auswahl):

* Neue Dreifachkombination VX-121/
Tezacaftor/VX-561 (Phase 3), die nur
noch einmal tagliche Tablettenein-
nahme erfordert und wirksamer
sein soll als Elexacaftor/Tezacaftor/
Ivacaftor (Trikafta). Ausserdem kon-

Drei Tabletten pro Tag, die es in sich haben:
Trikafta.
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nen Patienten mit einer Elexacaftor-
Unvertraglichkeit davon profitieren.

+ Zwei-, bzw. Dreifachkombinationen
von Abbvie (Phase 2)

+ Modulatoren SION-638 und SION-
109 von Sionna (Antrag auf klinische
Entwicklung angekindigt)

+ Der Stabilisator PI3kyMP wird in
Italien entwickelt (Praklinik)

(Neue) Modulator-Therapien fiir
weitere Patientengruppen

Trikafta ist in den USA im Vergleich zu
Europa fur 177 weitere Mutationen
zugelassen. Die Europaische Arzneimit-
telbehdrde EMA wirde eine entspre-
chende Zulassungserweiterung aber
nur mit aussagekraftigen Ergebnissen
aus klinischen Studien genehmigen.

In den USA wurde die Zulassung bereits
aufgrund von Labortests erteilt, was
der EMA nicht ausreicht. Erfreulicher-
weise lauft jetzt eine klinische Studie,
in der Trikafta fir weitere Mutationen
untersucht wird (VX21-445-124).

In Frankreich wurde zudem ein Pro-
gramm (Compassionate Use) gestartet,
bei dem alle CF-Patienten mit schlech-
tem Gesundheitszustand Trikafta
testen durfen - unabhangig von der
Mutation. Nach vier bis sechs Wochen
wird von einem Expertengremium
gepruft, ob Trikafta bei den jeweiligen
Patienten wirkt. Gibt es eine Ver-
besserung durch Trikafta, kann das
Medikament weiter verordnet werden.
In Deutschland gibt es leider kein
vergleichbares Programm. Aber die in
Frankreich erhobenen Daten werden
sicherlich helfen, auch hier bei uns die
Chancen bei individuellen Antragen bei
den Krankenkassen zu erhéhen. Auch
das Hit-CF-Projekt zur Untersuchung
der Aussagekraft eines Organoidmodells
zur Vorhersage der Wirkung von Modu-
latoren bei individuellen Patienten lauft
noch. Trotz verschiedener Verzoge-
rungen, u.a. durch eine neue Gesetz-
gebung und die Pandemie, soll die
erste klinische Studie (CHOICES) Ende
des Jahres starten. In der CHOICES-
Studie werden die Modulatoren von
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Proteostasis (PTI-801, PTI-808, PTI-428)
getestet, die inzwischen von «FAIR
Therapeutics» Ubernommen wurden.

Wenn gar kein CFTR gebildet

wird: Mutationsunabhéangige
Ansatze und mehr

Auch bei Klasse-1-Mutationen gibt es
2.T. eine Restfunktion des CFTR-Kanals.
Dann konnen ggf. sogar CFTR-Modu-
latoren wirken. Aber oft ist es hier so,
dass gar kein CFTR-Protein gebildet
wird. In solchen Fallen kénnen Modula-
toren nicht helfen. Es gibt aber Ansatze,
die nicht von der CFTR-Mutation
abhangen, z.B. die Aktivierung alter-
nativer Chloridkanale (z.B. TMEM16A),
die dann einen Teil der CFTR-Funktion
Ubernehmen kénnen. Entwickelt wird
z.B. der TMEM16A Aktivator ETD002.

Flr Stoppmutationen werden soge-
nannte «Read Through»-Agenzien
untersucht. Diese verhindern den vor-
zeitigen Stopp der CFTR-Bildung.
Eloxx-002 ist ein Beispiel fur eine klini-
sche Entwicklung solcher Medikamente,
die auch im Hit-CF-Projekt weiter unter-
sucht werden sollen. Zusatzlich werden
Zusatzstoffe (nonsense-mediated
decay, NMD) zu dieser Medikamenten-
klasse im Labor erforscht, die die
Wirkung insgesamt verstarken sollen.

Und schliesslich gibt es einige genthe-
rapeutische Ansatze und Therapeutika
auf mRNA-Basis (Auswahl). Zum Teil
sind diese Therapien unabhangig von
der CFTR-Mutation, teils sehr spezifisch
fur einzelne Mutationen:

+ Krystal Bio: KB407 (CFTR-Gen in
Herpes simplex Virus verpackt),
erste klinische Studien angektindigt.
Diese Gentherapie konnte unab-
hangig von der Mutation wirken,
indem gesundes CFTR in die Zellen
eingeschleust wird.

« SPL84 von «Splisense» fur die
Mutation 3849+10 kb C->

« mRNA-Therapeutika von «Vertex»
in Kooperation mit «xModerna»

+ Spirovant SP-101: eine inhalative
Gentherapie (CFTR-Gen in Adeno-

virus verpackt) in Kombination mit
dem Verstarker Doxorubicin

Forschungsfoérderung fir Projekte
mit Patientenprioritét

Mit den verschiedenen therapeuti-
schen Moglichkeiten fur die unter-
schiedlichen Patientengruppen
andern sich auch die Prioritaten fur
Forschungsfragen, die zu klaren sind.
Auf europaischer Ebene wird an neuen
Erhebungen von Patientenprioritaten
gearbeitet. Erste Ergebnisse zeigen hier
Themen wie Reduktion der Therapie-
last, aber auch neue Therapiemdg-
lichkeiten jenseits von Modulatoren,
Sekundarerkrankungen durch die
steigende Lebenserwartung und Real-
World Erhebungen z.B. aus Registern
zu Langzeit(neben)wirkungen der
Modulatoren. Eine europdische Koope-
ration der Patientenorganisationen
und des Studiennetzwerks ist hier an-
gestossen worden, die die vorrangige
Bearbeitung von Themen mit Patien-
tenprioritat im Blick hat.

Abdruck mit freundlicher Genehmigung
des Mukoviszidose e.V. - Bundesverband
Cystische Fibrose (CF) - Deutschland.

Flir ein verbessertes Leseverstdndnis in
der Schweiz wurde Kaftrio durch den
Handelsnamen Trikafta ersetzt.



Entwicklung des Korper-
gewichts bei CF-Betroffenen
unter Trikafta

In den Zulassungsstudien zeigte sich, dass die neue Dreifach-
kombination Trikafta eine signifikante Gewichtszunahme bei den
Patientinnen und Patienten bewirkt. Langerfristige Auswirkungen

auf das Gewicht und die Kérperzusammensetzung bei

jungeren Betroffenen mussen noch genauer erforscht werden.

Autorin: Susana Fernandez

Susana Fernandez ist padiatrische Ernahrungs-

beraterin am Universitats-Kinderspital beider
Basel (UKBB) mit BSc BFH in Erndhrung
und Diatetik und VDD Metabolic Dietetics.

Seit Mai 2022 ist die neue Dreifach-
kombination Trikafta nun flr Kinder ab
6 Jahren auf der Spezialitatenliste und
wird somit von der Invalidenversiche-
rung (IV) vollumfanglich vergitet.

In verschiedenen Studien wurde bereits
aufgezeigt, dass sich die Einnahme

der Dreifachkombination positiv auf
die Lungenfunktion inklusive Reduktion
der pulmonalen Exazerbationen,
Zunahme von Gewicht und Body Mass
Index (BMI) wie auch auf eine gestorte
Glucose-Toleranz bei einem bestehen-

den CF-assoziierten Diabetes auswir-
ken kann. Daten zur Veranderung der
Korperzusammensetzung (Fettmasse,
Muskeln, Knochen, Wasser etc.) bei
Kindern zwischen 6 und 12 Jahren
sind jedoch nur gering vorhanden.

In diesem Zusammenhang untersucht
das Universitats- Kinderspital beider
Basel (UKBB) anthropometrische
Daten, also Daten zur Kérpermessung,
von Patientinnen und Patienten vor
Therapiebeginn mit Trikafta und einige
Monate danach.

Mittels Bioelektrischer Impedanz-
analyse (BIA) wird die Leitfahigkeit so-
wie die Nicht-Leitfahigkeit von Korper-
flussigkeiten beziehungsweise der hohe
Widerstand (Impedanz) gegenuber
elektrischem Strom gemessen. Durch
die unterschiedlich gute Leitfahigkeit
der Kérperbestandteile kdnnen Riick-
schllsse auf die Kérperzusammen-
setzung gezogen werden. Die Analyse
der Kérperzusammensetzung kann
Veranderungen von Fett- und Muskel-
masse sowie des Korperfettanteils
genau aufzeigen.

Wie bereits aus anderen Studien
bekannt, ist eine Zunahme des Korper-
gewichts, des Kdrperfettanteils und des

BMI nach Beginn der Behandlung mit
Trikafta auch bei unseren Patientinnen
und Patienten ersichtlich (aufgrund
der geringen Anzahl Messungen, sind
die Daten zurzeit jedoch noch nicht
reprasentativ).

Die aktuellen Empfehlungen besagen,
dass Kinder mit CF im Vergleich zu
Gleichaltrigen einen erhdhten Energie-
bedarf von 10 bis 100% haben. In An-
betracht der Ergebnisse von «Stallings
et al 2018.», die einen verringerten
Energieverbrauch nach Beginn einer
hochwirksamen Modulatoren-Therapie
nachweisen, ist es jedoch wichtig,
festzustellen, ob diese Empfehlungen
weiterhin angemessen sind, oder ob
sie bei einigen Patientinnen und Patien-
ten zu einer Ubermassigen Gewichts-
zunahme fuhren werden.

Es ist zwar bekannt, dass ein BMI unter
der 50-igsten Perzentile mit einer
schlechteren Lungenfunktion bei CF
einhergeht, aber es ist auch wichtig zu
verstehen, ob negative gesundheitliche
Folgen mit hoheren BMIs verbunden
sind und welche Aussage die Verande-
rung der Kérperzusammensetzung auf
den Gesundheitszustand eines Men-
schen mit CF hat. Das Verstandnis der
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Auswirkungen von Ubergewicht und
Adipositas bei CF kdnnte zusatzliche
Leitlinien fUr Obergrenzen des BMI zur
Forderung einer optimalen Gesundheit
liefern. Bei jungen Kindern, bei denen
sich die Bauchspeicheldrisenfunktion
nach Beginn einer hochwirksamen
CFTR-Modulator-Therapie teilweise
wiederhergestellt hat, missen mog-
licherweise auch die Makronahrstoff-
Zusammensetzung der CF-Diat und
die Dosierung der Enzyme bei einer
Ersatztherapie Uberarbeitet werden.

Die CF-Ernahrungsberatenden adaptie-
ren ihre Empfehlungen kontinuierlich
gemass den neusten Erkenntnissen aus
den laufenden Studien. Wie lange die
Studiendaten am UKBB noch erhoben
werden, ist noch nicht klar. Sollte CFS
zu einem spateren Zeitpunkt neue
Ergebnisse erhalten, werden wir diese
im «ensemble» publizieren.

Wirkung von
Trikafta:
Potentiatoren und
Korrektoren

Die Wirkung von Trikafta ist eine
Kombination aus drei sogenannten
CFTR-Modulatoren: Elexacaftor,
Tezacaftor und Ivacaftor. CFTR-
Modulatoren reparieren teilweise
den bei Patientinnen und Patien-
ten mit Cystischer Fibrose (CF)
defekten CFTR-Salzkanal. Man
unterscheidet zwischen Korrek-
toren und Potentiatoren. Korrek-
toren unterstitzen den richtigen
Zusammenbau des Salzkanals

in der Zelle und sorgen so dafur,
dass es immerhin Salzkanale gibt,
auch wenn diese nicht optimal
funktionieren. Potentiatoren kon-
nen solche Salzkanale aktivieren
und deren Funktion verbessern.
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Pancheva, Ruzha et al. (2016): ESPEN-ESPGHAN-ECFS guidelines on nutrition care for infants,
children, and adults with cystic fibrosis. In: Clinical nutrition (Edinburgh, Scotland) 35 (3), S.
557-577.DOI: 10.1016/j.clnu.2016.03.004.



Verbesserte Glukosetoleranz
dank CFTR-Modulatoren

Die neuartige Dreifach-CFTR-Modulator-Therapie (Trikafta)
verbessert die Lungenfunktion, den Body-Mass-Index (BMI),
die Sinusclearance und die Lebensqualitat von Patientinnen
und Patienten mit Cystischer Fibrose. Aber welchen Einfluss
hat die Behandlung auf die Glukosetoleranz der Betroffenen?
Dieser Frage ging eine aktuelle Studie der Forschungsgruppe
Dr. Gaisl am Universitatsspital Zlrich (USZ) nach.

Autor: Thomas Gaisl

Die Kohortenstudie umfasste Erwach-
sene mit Cystischer Fibrose und der
F508del-Mutation (homo- oder hetero-
zygot), welche am USZ seit 2020 mit
Trikafta behandelt werden. Die Unter-
suchungen vor der Behandlung und
mindestens drei Monate nach Beginn
der Trikafta-Behandlung umfassten
einen oralen Glukosetoleranztest (OGTT)
mit Glukose- und Insulinmessungen,
den BMI, einen Lungenfunktionstest
und Schweisschloridwerte. Die Forscher
verwendeten eine Analyse der Reak-
tionsprofile, um die Veranderungen der
Ergebnisse zu berechnen.

Ergebnisse

33 Patienten (27,8 +6,3 Jahre; 73%
mannlich; 64% F508del homozygot)
wurden eingeschlossen. 184 Tage
nach Behandlungsbeginn verbesser-
ten 16 (48,5%) Patienten ihre klinische
Glukosetoleranzkategorie, wahrend
diese bei 13 (39,4%) unverandert blieb
und sich bei 4 (12,1%) verschlechterten.
Insgesamt sank die Glykamie (Blutzu-
ckergehalt) im 60-, 90- und 120-
minutigen OGTT signifikant von 11,9
+2,7 mmol/l auf 10,6 +2,8 mmol/I
(p=0,012), 10,4 £3,0 mmol/l auf 8,4
13,6 mmol/l (p = 0,002) und 7,3 +3,1
mmol/l auf 5,7 £3,0 mmol/l (p = 0,012).
Auch die HbA1c-Werte (ein Biomarker

fur die Blutzuckerwerte in den letzten
8 bis12 Wochen) verbesserten sich in
diesem kurzen Zeitraum signifikant von
5,50 +0,24% auf 5,39 +0,25% (p = 0,039).

Schlussfolgerung

Bei erwachsenen Patienten mit min-
destens einer F508del-Kopie war die
Behandlung mit dem dreifachen CFTR-
Modulator Trikafta mit einer Verbesse-
rung der Glukosetoleranz verbunden,
ohne hierbei die Insulinsekretion zu
erhohen. Eine frihzeitige Einleitung der
Behandlung mit Trikafta kann eventuell
zu einer langfristigen Glukosekontrolle
flhren, beziehungsweise Langzeit-
schaden verhindern. Hierfur sind jedoch
noch weitere prospektive Studien
notwendig. «Dadurch, dass Trikafta in
der Schweiz schon relativ lange intensiv
genutzt wird, konnten wir am USZ eine
weitere positive Wirkung dieses bahn-
brechenden Medikaments beobachten.
In Zukunft planen wir, weitere Analysen
in diese Richtung durchzufthren», wird
die Forschungsgruppe zitiert.

An der Studie waren folgende Forsche-
rin und Forscher beteiligt: Carolin
Steinacka*; Matthias Ernst®; Felix
Beuschlein®<; René Hage?;, Maurice
Roeder?; Macé M. Schuurmansg;
Christoph Schmid®; Thomas Gaisl?

2 Abteilung fir Pneumologie, Zentrum flr
Lungentransplantation, Zentrum fur Cystische
Fibrose bei Erwachsenen, Interventionelles
Lungenzentrum, Universitatsspital Zurich,
Zurich, Schweiz

b Abteilung fur Endokrinologie, Diabetologie
und Klinische Ernahrung, Universitatsspital
Zurich und Universitat Zurich, Zurich, Schweiz
¢ Medizinische Klinik und Poliklinik 1V,
Ludwig-Maximilians-Universitat Minchen,
Munchen, Deutschland

Betroffene beim Insulin spritzen.
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Wenn der Durst kommt,
ist es zu spat

Bewusst trinken - nicht nur beim Sport

Bei Menschen mit Cystische Fibrose (CF) fUhrt FlUssigkeits-
verlust nicht zu Durstgefthl wie bei Gesunden. Deshalb mussen
sie schon vor dem Durst, und Uber den Durst hinaus trinken.
Um ihren Durst anzuregen, sollten sie Elektrolytldsungen

(mit Mineralstoffen angereicherte FlUssigkeit) mit einem hohen
Salzgehalt erhalten. Aber warum spuren wir weniger Durst?

Autor: Stephan Kruip (57 Jahre, CF-Betroffener) in Abstimmung mit dem Arbeitskreis Sport

Die Antwort ist einfach: Wenn ein Ge-
sunder schwitzt, verliert er viel Wasser
und wenig Salz, dadurch steigt die
Salzkonzentration im Blut an und das
verursacht das Gefuhl von Durst.

Weil bei Menschen mit CF das Salz
aber mit ausgeschieden wird, steigt der
Salzgehalt im Blut weniger oder kaum
an, sie spuren kaum Durst und trinken
deshalb viel weniger, als aufgrund des
Wasserverlustes notwendig ware.
Oder anders ausgedruckt: Schwitzen
verursacht bei Cystischer Fibrose hohe
Elektrolytverluste im Serum (BlutflUssig-
keit), was das Auslosen des Durst-
gefuhls verhindert und zu «freiwilliger»
Dehydrierung (= Austrocknung) fuhrt.

Wieviel Salz beim Sport verloren geht
CF-Patientinnen und -Patienten verlie-
ren mit dem Schweiss drei- bis viermal
so viel Natrium- (Na+) und Chlorid-
lonen (Cl, also Kochsalz) wie gesunde
Menschen. Dieser Effekt wird bis heute
zur Diagnostik der Erkrankung mit Hilfe
des Schweisstests genutzt. In einer
Studie (siehe unten) haben Kinder und
Jugendliche drei Stunden Sport getrie-
ben. Nach dieser Anstrengung hatten
sie bis zu 3,6 mmol Elektrolyte pro kg
Kérpergewicht - und inklusive Verluste
Uber den Urin sogar mehr - verloren
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(entsprechend 0,21 g/kg, denn ein
Gramm NaCl entspricht 17,1 mmol Na+
und Cl-). Fir einen Erwachsenen mit
80 kg Korpergewicht sind das 16 g Salz -
ein Essloffel voll! Das Elektrolyt-Defizit
nach dem Sport war auch bei Kindern
mit CF etwa vier- bis zehnmal héher als

bei gesunden Kindern, die 120 Minuten
lang einer ahnlichen Belastung in der
Hitze ausgesetzt waren. Das wichtigste
Ergebnis der Studie war, dass CF-
betroffene Menschen ihre Flussigkeits-
aufnahme stark unterschatzen und
dehydrieren, wenn sie in der Hitze trai-

Ausreichendes Trinken vor und nach korperlicher Ertichtigung ist fir Menschen mit
oder ohne CF oberstes Gebot.



nieren, selbst wenn sie zuckerhaltige
Getranke mit Geschmack (z. B. Frucht-
schorle) angeboten bekommen. Das ist
nicht ungefahrlich, denn korperliche
Risiken durch Dehydration entstehen
bereits ab einem FlUssigkeitsverlust
von nur zwei Prozent des Kdrper-
gewichts. Bereits nach einer gut ein-
stindigen Wanderung ohne trinken
kann das erreicht sein - oder nach
konzentriertem Arbeiten am Computer,
wenn Uber ein paar Stunden das Trinken
vergessen wird. Ist es zudem noch
heiss oder die Person treibt anstren-
genden Sport, kann das sogar noch
schneller erreicht werden.

Da muss noch Salz dran!

Die Studie konnte weiter zeigen, dass
flr Getranke beim Sport mit Cystischer
Fibrose ein Zusatz von ca. drei Gramm
Salz/Liter (entsprechend einem
gestrichenen Teel6ffel pro Liter oder
50 mmol/l) sinnvoll ist: Denn einerseits
verringert das den starken Elektrolyt-
verlust im Schweiss, andererseits tragt
der salzige Geschmack auch dazu

bei, das Durstgeflhl zu steigern und
dadurch die Trinkmenge zu erhéhen.
Obwohl solche Getranke deutlich salzig
schmecken, haben Kinder und Jugend-
liche in der Studie davon freiwillig
mehr getrunken als bei Getranke-
angeboten mit weniger Salz. Offenbar
entsteht das verstarkte Durstgefuhl
eher im Korper als durch Geschmacks-
wahrnehmung. Die Autoren erklaren
die positive Wirkung der salzreichen
Loésung damit, dass Salz Gber Rezepto-
ren das Durstgefihl im Gehirn auslost.
Bei Anstrengung und/oder Hitze also
daran denken: viel, vor und Uber den
Durst hinaus trinken! Gesalzene Ge-
tranke reduzieren den Elektrolytverlust
und regen zum vermehrten Trinken an.
Hohem Salzverlust kann man zusatzlich
mit Tabletten begegnen. Vor einer
massigen Salz-Uberdosierung muss
man sich keine Sorgen machen, denn
der Kdrper scheidet Uberschussiges
Salz einfach Uber den Urin aus. Zu viel
Salz fiihrt jedoch zu Ubelkeit und kann
auf Dauer den Blutdruck steigern. Fur

die Mengenangaben ist zu beachten,
dass es individuelle Unterschiede gibt
und die neuen Modulatoren in der
Lage sind, die mit dem Schweiss abge-
gebene Salzmenge etwa zu halbieren.

Abdruck mit freundlicher Genehmigung
des Mukoviszidose e.V. - Bundesverband
Cystische Fibrose (CF) - Deutschland

Wichtiger Hinweis: Diese Emp-
fehlungen gelten nicht mehr fur
Patientinnen und Patienten
unter Kalydeco oder Trikafta mit
einem normalem oder annahernd
normalen Schweisstest.

Mukoviszidose-
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Rossi |, Di Cuia M et al. Int J Pharm
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«lch bin dankbar und erinnere
mich gerne an die CF-Zeit»

Doris Schaller, zuletzt Sozialarbeiterin am CF-Zentrum des
Inselspitals Bern, wurde im Marz 2023 pensioniert.

In ihrem RUckblick bedankt sie sich bei allen, mit denen sie
beruflich in Kontakt stand, mit ganz persdnlichen Worten.

Autorin: Doris Schaller

Die letzten Jahre waren fir mich sehr
wertvoll und ich werde viele Erfahrun-
gen und Erinnerungen aus dieser

Zeit mitnehmen. Ich méchte mich auf
diese Weise bei allen, mit denen ich
beruflich verbunden war, fir das mir
entgegengebrachte Vertrauen bedan-
ken: fur die vielen Gesprache, fur das
gemeinsame Suchen nach Losungen
und nicht zuletzt auch fur das gemein-
same Lachen!

Die bevorstehende Pensionierung -
flr einige schon, fur andere endlich -
kommt flr mich zum richtigen Zeit-
punkt. Ich freue mich sehr darauf!
Veranderungen, ob gross oder klein,
sind im Leben unvermeidlich und neue
Lebensabschnitte sind ein Teil unseres
Lebens. Das Arbeitsleben wird unter
anderem als «aktive Zeit» benannt,
aber um es gleich vorwegzunehmen:
Ich will nicht stehenbleiben. Es gibt so
Vieles, das mich interessiert. Ganz
nach dem Motto: «Das Leben ist voller
Uberraschungen und es vergeht kein
Tag, an dem wir nicht etwas Neues
erleben oder erfahren.»

Sozialarbeit, Gesundheit, Krankheit -
ein Arbeitsfeld, das mich von Anfang
meines beruflichen Werdegangs faszi-
niert hat. Im beruflichen Alltag hat
mich der psychosoziale Aspekt «ge-
packt» und bis heute nicht losgelassen.
Der Mensch im Mittelpunkt und seine
Einzigartigkeit waren und sind fur mich
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Doris Schaller freut sich, auch nach der Pensionierung, taglich Neues zu erleben und zu erfahren.



absolut zentral. Jeder hat seine eigene
Geschichte und jeder hat seine eigene
Wahrheit. Diese Leitsatze haben mich
immer begleitet.

Als Sozialarbeiterin war ich Uber zwanzig
Jahre flr die Hals-, Nasen- und Ohren-
klinik sowie fir die Schadel-, Kiefer-
und Gesichtschirurgie des Inselspitals
Bern zustandig - sehr interessante
und vielfaltige Fachgebiete. Ich durfte
in dieser Zeit viele Menschen beraten
und begleiten und habe dabei Vieles
gelernt. Manchmal denke ich heute
noch: Wie geht es wohl dieser oder
jener Person?

Nach diesen zwanzig Jahren hatte

ich den Wunsch, mich in ein neues
Themenfeld einzuarbeiten: Nun bin
ich bereits Uber acht Jahre als Sozial-
arbeiterin fur CF-betroffene Kinder,
Jugendliche, Erwachsene und Familien
zustandig. Wahrend all diesen Jahren
durfte ich an unzahligen Gesprachen
teilnehmen, wodurch ich Einblick in
ganz personliche Lebenswelten
bekam. - Das Vertrauen, das mir ent-
gegengebracht wurde, berUhrt mich
bis heute sehr. Diese Zeit hat mich
nachhaltig gepragt, und ich bin sehr
dankbar dafir.

Ich bin immer wieder von Neuem be-
eindruckt, mit wie viel Kraft, Zuversicht,
Engagement und Wille die von CF be-
troffenen Menschen und ihre Familien
mit den manchmal auch schwierigen
Situationen umgegangen sind. Die
Disziplin fur die taglichen Therapien;
sich Ziele setzen, all das hat mich
immer wieder tief bewegt und fur die
tagliche Arbeit motiviert. Viele dieser
Begegnungen und Gesprache werden
mir in Erinnerung bleiben.

Die Zusammenarbeit im interdiszipli-
naren Team in der Kinderklinik und im
Bettenhochhaus des Inselspitals oder
im Quartier Bleu des Lindenhofspitals,
zusammengesetzt aus Arzten, spezia-
lisierten CF-Pflegefachfrauen, Physio-
therapeuten und Erndhrungsberaterin

habe ich immer als sehr gewinnbrin-
gend erlebt. Dabei stand das Ziel,
das Beste aus der Situation fur die
betroffene Person herauszuholen,
stets an erster Stelle.

Die Zusammenarbeit innerhalb der
CF-Fachgruppe Sozialarbeit war fur
mich stets sehr wertvoll, spannend,
unterstutzend und auch immer wieder
gepragt von Humor. Letzteres ist fur
mich sowohl beruflich als auch privat
von unschatzbarem Wert.

Die Geschaftsleitung und der Vorstand
von CFS haben die Sozialarbeit von
Anfang an sehr stark unterstutzt, und
die Wertschatzung war immer spurbar.
Dadurch war es erst moglich, profes-
sionelle Sozialarbeit spezifisch fur die
von CF betroffenen Einzelpersonen
und Familien sowie ihre Angehorigen
anzubieten. Das unUbertreffliche
Engagement von CFS ist fir mich
unvergleichbar und ich wiinschte mir,
es gabe auch fur andere Krankheiten
eine solch starke, innovative und
zielgerichtete Organisation!

Dank der Forschung und dem uner-
mudlichen Einsatz vieler engagierten
Menschen wurde aus einer Vision
Wirklichkeit: Trikafta. Was zunachst
fast unmoglich erschien, ist Realitat
geworden. - Fir mich kommt es einem
«Quantensprung» gleich; meine Freude
und Dankbarkeit lassen sich kaum in
Worte fassen. Die Forschungsarbeit
geht weiter, und ich bin voller Zuver-
sicht, dass sie in absehbarer Zeit fur
alle einen Gewinn bringen wird.

Ich werde mich immer wieder sehr
dankbar und sehr gerne an die
«CF-Zeit» erinnern. Sie hat mich gepragt
und ich mochte sie keinesfalls missen.
Ich mdchte mich bei allen von Herzen
flr das mir entgegengebrachte Ver-

trauen bedanken und wiinsche allen
weiterhin von Herzen alles Gute.

Und zu guter Letzt: Was heisst denn
schon Abschied? Ich freue mich schon
jetzt darauf, einige von euch/lhnen
irgendwo und irgendwann wieder zu
treffen!

Doris Schaller

war bis im Marz 2023 Sozialarbeiterin FH
am CF-Zentrum der Kinderklinik und

der Erwachsenenklinik des Inselspitals Bern
sowie am Quartier Bleu im Lindenhofspital.
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Buchtipp

Im Juni 2022 wurde die zweite Auf-
lage des Buches «Mutation-specific
therapies in cystic fibrosis» (Muta-
tionsspezifische Therapien bei CF)
mit mehr als 70 Prozent neuen
Inhalten veroffentlicht. Das engli-
sche Buch gibt einen umfassenden
Uberblick iiber den Stand der For-
schung zu mutationsspezifischen
Therapien, Struktur und Funktion
von CFTR und CFTR-Biomarkern.

Im Buch finden sich unter anderem:

+ Kompakte Beschreibung der pra-
klinischen und klinischen Entwick-
lung von CFTR-Modulatoren mit
aktuellen Tabellen zu klinischen
Studien an CFTR-Modulatoren

+ Populationsgenetik der Mutationen
im CFTR-Gen mit umfangreicher
Bibliografie der Originalarbeiten

+ Vollstandige Bibliografie zu allen
Phase-2- und Phase-3-Studien an
CFTR-Modulatoren und zu allen
nachgenehmigten Studien an
CFTR-Modulatoren (Stand Dezem-
ber 2021)

Herausgeber Professor Burkhard
Tummler sagt zum Werk: «Das Buch
ist die zurzeit aktuellste und umfas-
sendste Informationsquelle zu

CFTR, CFTR-Biomarkern und CFTR-
Modulatoren und soll die Leser ohne
weitere Recherchen Uber die gesamte
relevante Literatur informieren.»

Das Buch ist fir CHF 45.00 zuzuglich
Versandkosten erhaltlich im
UNI-MED Verlag.

Mutation-specific therapies
in cystic fibrosis

2nd edition

~5E8sSCIENCE

o

Die Apotheke zum

Rebstock ist nun Partner
des Vereins Cystische
Fibrose Schweiz,

und es geht besser.

Erstellen Sie lhr

Konto online oder

in Ihrer Rebstock-
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