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Evry, le 17 novembre 2006 

Généthon franchit une nouvelle étape sur le chemin du médicament 

Le laboratoire de l’AFM démarre 
son premier essai clinique chez l’homme 

Généthon, le laboratoire de biothérapies français financé par les dons du Téléthon, va démarrer un premier essai de thérapie génique chez l’homme pour une maladie neuromusculaire, la gamma-sarcoglycanopathie. Il vient d’obtenir l’autorisation de l’Afssaps (Agence française de sécurité sanitaire des produits de santé) ainsi que l’avis du CPP (Comité de protection des personnes). Cet essai de phase 1 se déroulera à l’hôpital de la Pitié-Salpêtrière (Paris) sous la responsabilité du Professeur Serge Herson, investigateur principal, et en collaboration avec l’Institut de Myologie. Il s’agit de tester l’injection d’un vecteur AAV (libéré par l’Etablissement de Thérapie Génique et Cellulaire de Généthon) porteur du gène de la gamma-sarcoglycane pour en vérifier l’innocuité et la bonne tolérance chez les patients volontaires, sans pouvoir à ce niveau de développement présager d’un bénéfice thérapeutique. 9 patients seront inclus. Le premier patient sera traité avant la fin de l’année. Généthon est le promoteur de cet essai.

La stratégie thérapeutique
L’approche développée par Généthon est une thérapie génique. Elle consiste à insérer dans un vecteur AAV1 le gène fonctionnel codant la gamma-sarcoglycane et délivrer ce gène-médicament aux cellules musculaires afin de rétablir durablement la fonction perdue suite à l’altération génétique. La stratégie thérapeutique développée par Généthon consiste à utiliser le muscle comme une « usine de production » qui va produire par lui-même « une protéine médicament ». 

Une nouvelle époque
Avec le démarrage de cet essai, Généthon démontre ses compétences en matière de médicament. Au total, le laboratoire prépare 4 essais sur l’homme pour des maladies rares, explorant trois stratégies thérapeutiques différentes (remplacement du gène déficient, exon skipping, thérapie génique ex vivo) et deux types de vecteurs (AAV et lentivirus). Les dossiers des trois autres essais seront déposés à l’Afssaps courant 2007 et 2008. Ils concernent 2 autres maladies neuromusculaires (myopathie de Duchenne, calpaïnopathie) et un déficit immunitaire (syndrome de Wiskott-Aldrich). Tous ont déjà obtenu de l’EMEA (agence européenne du médicament) la désignation de « médicament orphelin ». 

Fer de lance de la stratégie de l’AFM, Généthon s’est adapté à chaque nouvelle étape du chemin du médicament. Après la cartographie du génome humain, l’identification des gènes responsables de maladies héréditaires puis la recherche en vectorologie, Généthon est devenu, en 2005, le premier laboratoire non pharmaceutique à recevoir l’autorisation de produire des lots de vecteurs ou de cellules pour les essais sur l’homme. En moins de 15 ans et grâce aux dons du Téléthon, Généthon est passé, avec succès, de la recherche fondamentale aux essais chez l’homme pour des maladies rares, longtemps restées inaccessibles à la médecine et la science. 

Ce premier essai lancé par Généthon s’inscrit dans la trentaine d’essais thérapeutiques sur l’homme en cours ou en préparation avec le soutien de l’AFM, concernant au total plus de 20 maladies génétiques rares. 

RAPPEL
Le Dr Anne-Marie Masquelier, directeur général de Généthon,

présentera cet essai lors de la conférence de presse : 

« Le Téléthon, 20 ans d’actions pour un objectif majeur : guérir »

Lundi 20 novembre - 14 h – Institut de Myologie – Paris 13è
Contacts presse AFM : Julie Audren – Mathilde Maufras – 01 69 47 28 28 

EN SAVOIR PLUS

Une maladie neuromusculaire rare et incurable 

La gamma-sarcoglycanopathie, aussi appelée dystrophie musculaire des ceintures de type 2C, est due à un déficit en une protéine de structure de la membrane cellulaire des fibres musculaires : la gamma-sarcoglycane. Particulièrement répandue dans le bassin méditerranéen, elle touche 2 personnes sur 1 million en Europe. La maladie est notamment caractérisée par une faiblesse musculaire progressive et symétrique intéressant principalement les muscles des ceintures pelvienne et scapulaire, une hypertrophie des mollets dans les premières années de l'évolution de la maladie et une rétraction des tendons au cours de la maladie (coudes, genoux, hanches et chevilles).





Généthon, un savoir-faire unique en France 


Généthon est un laboratoire de recherche et d’application en biothérapies pour les maladies génétiques rares. 


Créé en 1991 à l’initiative de l’AFM et financé à 86% grâce aux dons du Téléthon français, c’est le premier laboratoire en France autorisé à produire des vecteurs AAV cliniques. Généthon est aujourd’hui structuré comme une entreprise de biotechnologies. Il dispose des services, départements, expertises et compétences, nécessaires au développement de médicaments, notamment : 


- de départements d’affaires réglementaires et d’assurance qualité ;


- de départements de recherche préclinique et clinique ;


- d’une unité de production de vecteurs de thérapie génique qui est accréditée par l’Afssaps et répond aux normes BPF*. Elle offre la logistique nécessaire à la production et à la libération des lots cliniques issus de sa recherche. 


Généthon a également créé une spin-off, Genosafe, spécialisée notamment dans les études d’efficacité et de sécurité des produits biothérapeutiques. GenoSafe participe activement à la sécurité des essais mis au point par les chercheurs de Généthon ou par des équipes extérieures.


Généthon apporte également son concours à des équipes extérieures mettant en place des essais cliniques (adrénoleucodystrophie…). 





� HYPERLINK "http://www.genethon.fr" ��www.genethon.fr�


 


*Bonnes Pratiques de Fabrication.








L’AFM, une association déterminée à vaincre la maladie 


L’Association Française contre les Myopathies, organisatrice du Téléthon, est née du combat de malades et de parents de malades qui ont refusé la fatalité et pris leur destin en main. Engagée dans la recherche scientifique comme dans l’aide aux malades, inventive dans le domaine social comme dans le domaine scientifique, elle agit de façon indépendante, uniquement guidée par l’intérêt des malades. Son objectif : guérir les maladies neuromusculaires et réduire le handicap qu’elles génèrent. Depuis 20 ans, sa démarche est constante : initier des projets innovants seule ou en partenariat, faire la preuve de leur pertinence puis en assurer le transfert aux pouvoirs publics ou à l’industrie. Une façon d’être là où c’est efficace, là où elle peut contribuer à l’accélération des recherches, à la réalisation de percées décisives et à l’amélioration des conditions de vie. 





� HYPERLINK "http://www.afm-france.org" ��www.afm-france.org�
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