
bluebird bio et Généthonannoncentune collaboration centréesur le
développementde vecteurslentiviraux de thérapie génique

Cambridge(MA), USA et Evry, France- 14 décembre 2010.bluebird bio (anciennement Genetix Pharmaceuticals, Inc), un
nouveauleaderdansle développement de thérapies géniquesinnovantespour desmaladiesgénétiques sévères,et Généthon,
leader dans la recherche et le développement de traitementsde thérapie génique pour les maladies rares, annoncent
aujourd'hui une collaborationpour le développement et la fabrication de vecteurslentiviraux. Cet accord permettrades
avancées substantielles au profit de chacun des partenaires. « Généthonest fortement axé sur le développement et la
fabrication de produits de thérapiegéniqueet est un excellentcomplément stratégique pour bluebird bio » indique Nick
Leschly,Président - DirecteurGénéraldebluebirdbio. « Généthona uneexcellenteréputationdansla thérapiegéniqueet, au
fil desannées, a contribuéà identifier les gènesresponsables de centaines de maladies,à développer desvecteurspour la
thérapie par transfert de gène et a mis en place des standards de production industriels BPF (Bonnes Pratiques de
Fabrication).
Nous nousréjouissons de collaboreravecl'équipeen chargedu projet ». L'Etablissement de ThérapieGéniqueet Cellulaire
(ETGC) de Généthona été la premièrestructureen Europeà produiredes vecteurslentiviraux dérivésdu VIH selonles
standards BPF. Depuissa créationen 2005et sonagrément officiel par les autoritésde santéen 2006,l'ETGC à Généthona
libéré deslots dedifférentstypesde vecteursauxnormesBPF.« Noussommesravisde travailleravecbluebirdbio, un leader
dansle développement de thérapies innovantespour desmaladiesgénétiques sévères » déclareFrédéricRevah,Directeur
GénéraldeGénéthon.« En tant questructureR&D debiothérapie,à but non lucratif, Généthona pourmissiondemettreà la
dispositiondesmaladesatteintsde maladieraresdestraitementsinnovantsde thérapiegénique.bluebird bio est au premier
rang de l'une des avancées les plus prometteuses en thérapiegéniqueet nous sommestrès satisfaitsde combiner notre
expertiseaveccelle de bluebird bio et de réaliserdesaméliorationssignificativesdansla productionde vecteurslentiviraux
de thérapiegéniqueà travers cette collaboration». L'approchede bluebird bio consisteà utiliser des cellules souches
prélevées dansla moelleosseusedu patient,danslequelestinséré,lorsde la culture,le gènesain.
Après avoir été cultivées,ces cellules sont réinjectées au patient. Cetteapprochereprésente un véritablechangement de
paradigme dans le traitement de maladies génétiques sévères en éliminant les complications potentielles dues à la
transplantation de cellulesde donneurset présente potentiellementune thérapiecurativepour ces maladies.bluebird bio a
deuxproduits-candidats distinctsen coursde développement clinique : un pour l'adrénoleucodystrophie chezl'enfantet un
autreprogramme pourla bêta-thalassémie (LentiGlobin®) et la drépanocytose. En plus deces pathologies cibles initiales,la
plateformedethérapiegéniquede bluebirdbio pourraêtreutiliséepourle traitementd'autresmaladiesgénétiques sévères.A
proposdebluebirdbio bluebirdbio développe des thérapiesgéniquesinnovantespourdesmaladiesgénétiques sévères.
La plateformede thérapiegéniquede bluebird bio est aucoeurdu développement de thérapies innovantes pourdesmaladies
avecpeuou pasde solution thérapeutique. L'approchedebluebird bio consisteà utiliser descellulessouches prélevées dans
la moelleosseusedu patient,danslequelestinséré,lorsde la culture,le gènesain.Aprèsavoir étécultivées,cescellulessont
réinjectées au patient. Cette approchereprésente un véritable changement de paradigmedans le traitementde maladies
génétiques sévères en éliminant lescomplicationspotentiellesduesà la transplantation de cellulesdedonneurset représente
potentiellement une thérapie curative pour ces maladies.bluebird bio a deux produits candidatsdistincts en cours de
développement clinique : un pour l'adrénoleucodystrophie chez l'enfant et un autre programme pour la bêta-thalassémie
(LentiGlobin®)et la drépanocytose.
Dirigéepar uneéquipeinternationale,bluebirdbio estsoutenuepar desinvestisseurs ensciencesdela vie tels queThird Rock
Ventures,TVM Capital,Forbion Capital Partners, EastonCapital et GenzymeVentures.Sesopérationssont localiséesà
Cambridge,Mass,Etats-Unis et à Paris,France.Pourplus d'informations: www.bluebirdbio.com A proposde GénéthonCréé
par l'AFM et financéquasi-exclusivement par les donsdu Téléthon,Généthona pour missionde mettreà la dispositiondes
maladesatteintsdemaladieraresdestraitementsinnovantsdethérapiegénique.
Après avoir joué un rôle pionnier dans le décryptage du génomehumain, Généthonest aujourd'hui,avec plus de 200
chercheurs, médecins, ingénieurs,spécialistes desaffairesréglementaires&hellip;, un desprincipauxcentresinternationauxde
recherche et développement préclinique et clinique de la thérapie génique pour les maladies rares. Généthondispose
également d'uneplateformede bioproductionlui permettantde produiredeslots de vecteurspour les essaiscliniqueset est
engagédansla constructiondu plus importantsite au mondede productionà échellepré-industrielle, Généthon-bioprod.
Généthonestle promoteurdedeuxessaiscliniquesencours: un essaimulticentriqueinternationalconcernant le syndromede
Wiskott Aldrich (un déficit immunitaire rare) et un essai concernant le gamma-sarcoglycanopathie (une maladie
neuromusculaire rare).Pourplus d'informations: www.genethon.fr Media Contact\\corvette\secopresse PureCommunications, Inc.
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