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Zelltypen differenziert aus embryonalen Stammzellen: ein wichtiger
Pfeiler in der Untersuchung von molekularen Krankheitsursachen und
fur die Untersuchung von Wirkungsmechanismen von Medikamenten.
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Das Ziel der geplanten Forschung ist die Praklinischen Forschung zur in
vitro Charakterisierung von Substanzen, deren physiologischen
Wirkmechanismen und  nicht-physiologischen  Nebenwirkungen
untersucht werden sollen. Die Arbeit mit Stammzellen erlaubt es uns,
mdglichst nahe an der in vivo Situation mit humanem Material zu arbeiten
und so relevantere Daten zu generieren. In einigen unserer neuen
Therapieansatze (z.B. Gentherapie) ist es zudem unabdingbar, humane
in vitro Modelle zu haben, da die Reagenzien in der Maus wegen
unterschiedlichen Gensequenzen nicht funktionieren. Die urspriinglichen
Arbeiten und auch weitere neue Differenzierungsprotokolle fir neue
Zelltypen werden in Zusammenarbeit mit akademischen Gruppen, zum
Beispiel dem Massachusetts General Hospital (MGH) und der Universitat

Harvard in Cambridge/Boston, USA, ausgefuhrt.
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SA167

SA001

H1 (WAO01)

H7 (WA07)

H9 (WAQ9)

H9 del 15q11- q13—AS1
H9 AS del I-P NGN2
H9 AS del I-P

H9-PWS NGN2
H9-PWS del
H1_Pax6-YFP
H9-SOX2-GFP
H9-hTnnT2-pGZ-TD2
H9. SOX17-mCHERRY
H9. T-Venus

HES-3 MESP1mCherry/w
NKX2-5eGFP/w

HES3. MIXL1GFP/+
HES3_NKX2.1-GFP
H7. FOXA2-GFP
H1.CD43/CD144DR
RUES2_GLR

RUES2

RUES2 43CAG

RUES2 48CAG

RUES2 56CAG

RUES2 72CAG
H1-FMR1-KO
H1-FMR1-FLAG
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Embryonale Stammzellen wurden hauptséchlich im Bereich der Neurobiologie eingesetzt. Neuronale Modelle fur

das Rett-Syndrom, das Dup15g- bzw. Angelman-Syndrom und die Parkinson-Krankheit wurden zu Neuronen

differenziert, um die zellularen Veranderungen, die zu diesen Krankheiten fihren, eingehender zu verstehen und

um potenzielle neue Medikamente zu erproben. Dariiber hinaus wurden diese Zellen genutzt, um die Protokolle

zur Erzeugung von Gehirnorganoiden zu verfeinern. Dabei zeigte sich, dass die gleichzeitig gepriften induzierten

pluripotenten Stammzelllinien (iPSC-Linien) bessere Ergebnisse lieferten, weshalb die Forschungsarbeiten mit

diesen Zellen fortgefiihrt werden. Im Bereich der Ophthalmologie sind wir noch dabei, die Modelle zu entwickeln,

wobei auch hier Versuche mit IPSCs parallel durchgefiihrt werden.
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