
Maladies desyeux : une dizaine d'essaisde thérapie géniquedans les
tuyaux

EVRY, 5 juin 2010(AFP) -
Une dizained'essais dethérapiegénique,dont deuxdevraientdébuterdansles deuxans,sontactuellement dansles tuyauxen
Francepour tenterde traiter desmaladiesdel'oeil, expliquentleschercheurs, à la veille desJournéesde la vision, du 7 au12
juin.
"Un essaicliniquece n'estpasencoreunepreuvede résultat",prévientJosé-Alain Sahel,directeurdel'Institut dela Vision et
coordinateuravec FabienneRolling du Réseau de thérapiegéniqueoculaire impulsé en 2009 par l'Associationfrançaise
contre lesmyopathies (AFM) et le Généthon."Il faut restertrèspondéré,nousne savonspassi ça va marcher,la première
étapec'estdevérifier quece n'estpasdangereux",ajoute-t-il.
Réunisvendrediau Généthonà Evry (Essonne), les scientifiquesdu réseauont listé les projets en coursd'évaluationou
d'élaboration. Deux apparaissentplusprochesdel'essaichezl'homme.
Le premieressaiclinique(dit de phaseI/II), sur un petit nombrede personnes, devrait êtrelancéfin 2010 - début2O11 à
Nantespar l'équipedeFabienneRolling. Il portesurunemaladiegénétiquehéréditairede la rétine,l'amaurose congénitale de
Leber.
Cettemaladie,qui concerne 1.000à 2.000enfantsen France,entraîneprécocement unequasi-cécité enraisond'unerapideet
irréversibleatrophiedela rétine.Un essaicliniquesurdesenfantsauxEtats-Unis, ciblant le gène"RPE65",a déjàmontrédes
résultats"extrêmement prometteurs", soulignele Pr Sahel.
Un autre projet vise la neuropathie optique de Leber, maladiegénétiquequi touchele nerf optiqueet qui est due à une
mutationde l'ADN mitochondrial(ADNmt, transmispar la mère).2.000 personnes en sontatteintesen France.L'essaisur
l'homme pourrait débuteren 2O11 ou 2012, "probablement à l'Institut de la vision", précise SergeBraun, directeur
scientifiquede l'AFM.
"Cettemaladiesecaractérise par l'arrivéebrutaled'un handicapvisuel sévère",expliqueMarisol Corral-Debrinski (Institut de
la vision),dont l'équipedoit démarrerenseptembre un essaisur lesprimates.Un oeil estd'abordtouché,puis le second,avec
unepertedela vision centraleet descouleurs.Il n'existeaujourd'huiaucuntraitement.
Le Pr Sahelévoqueaussidesprojetsd'essais sur la maladiede Stargardt,autremaladierare de la rétine,et la maladiede
Usherqui rendà la fois malentendant et malvoyant.
"L'oeil est un bonmodèlepourles thérapies géniques",expliquece spécialiste: c'estun tissu "très accessible", et il est "très
tolérantauniveauimmunitaire".C'està dire qu'il supportebien l'injectionde "vecteurs",cescorpsétrangers dérivésdevirus
qui serventà transporterla thérapie.Le plus souventcelle-ciconsisteà réintroduiredanslescellulesuneprotéinemanquante.
Les chercheurs espèrentque le modèlede l'oeil puisseêtre utile pour d'autresmaladiesrares,mais aussi que la thérapie
génique puissetrouver des applicationsdans des maladiesoculairesnon génétiques, plus fréquentes, comme la DMLA
(dégénérescencemaculaireliée à l'âge).
Lesspécialistes dela vision ontdécidéde fédérerles5 centresde référence maladiesraresen ophtalmologiepour obtenirune
banquededonnéescommunequi pourrafaciliter la miseenplacedesessaiscliniques.
"Pour beaucoup de gensqui sont entrain de perdrela vue, la mobilisationdeschercheurs est un réel espoir,mêmes'il faut
êtreprudent",estimeleprésidentdela Fédérationdesaveugles et handicapésvisuelsde France,Vincent Michel.
vm/chc/phb
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