
Accord de Partenariat pour un EssaiClinique de Thérapie Génique signé
entre Généthonet le Children's Hospital de Boston

Une étude internationale multicentrique de thérapie génique pour un déficit immunitaire sévère (le syndrome de
Wiskott-Aldrich) menéeà Paris, Londreset Boston.Généthon, le laboratoirede biothérapieà but non lucratif financé par
l'AFM grâceauxdonscollectéslors du Téléthon,et le Children'sHospitaldeBostonannoncent le débutd'un partenariatpour
la réalisationd'un essaiclinique de thérapiegéniquepour le syndromede Wiskott-Aldrich (WAS). Cettemaladiegénétique
rareest un déficit immunitaireextrêmement grave.Généthonestdéjà le promoteurdes essaisréalisésen parallèleau Great
OrmondStreetHospitaldeLondreset à l'hôpital Necker-Enfants Maladesà Paris(cf.
CP du 24 février 2010)et il fourniraaussiles lots de vecteursmédicaments utilisés pourcet essaiauxEtats-Unis. Cevecteur
estun vecteurlentiviral dela toutedernièregénération qui intègreplusieurscaractéristiques desécuritédansle but d'éviterles
complicationsliées à certainsvecteursdes premièresgénérations. Ce vecteurest fabriqué par Généthonà Evry. Réalisés
simultanément à Londres,Paris et Boston, ces essais de thérapiegénique pour le syndromede WAS représentent une
collaborationunique permettantd'accélérer l'évaluation de nouvelles thérapies de pointe pour des maladies rares. Le
syndromedeWiskott-Aldrich (WAS) estun déficit immunitairerarese traduisantpar deshémorragies importantes duesà un
faible taux de plaquettes et par de nombreuses infectionsgraves.La plupart despatientssouffrentaussid'un eczéma légerà
sévèreet ont un risqueplusélevédedévelopper desmaladiesauto-immunes et descancers commeles lymphomes.
Ce prochainessaiclinique est l'aboutissement d'un programme de recherche lancé en 2002 par l'équipe d'Anne Galy au
laboratoireGénéthon(InsermUMR951/Généthon, Universitéd'Evry Val d'Essonne, EPHE); elle a développé uneapproche
ex vivo en utilisantun vecteurlentiviral issudu VIH pour transférerdesgènesdansdescellulessouches hématopoïétiques
CD34+ autologuesdu patientsouffrantdu syndromede Wiskott-Aldrich. L'essaiclinique à Bostonserafinancépar l'Institut
National du Coeur, des Poumonset du Sang - the National Heart, Lung and Blood Institute (NHLBI). Les principaux
investigateurs du Children's Hospital de Boston sont les Dr Sung-Yun Pai (hémato-oncologue) et Luigi Notarangelo,
responsable du programme de recherche et de diagnosticmoléculairesur les immunodéficiences primaires.Le Dr David
Williams du Children'sHospital de Boston, responsable du service hématologie et oncologieet directeurde la recherche
translationnelle, du laboratoireaulit du patient,seral'investigateur principal.
L'essaicliniqueen coursà Londresau GreatOrmondStreetHospital/UniversityCollegeof London Instituteof Child Health
est dirigé par le Pr Adrian J. Thrasher,professeur d'immunologie pédiatriqueet le Pr H. Bobby Gaspar,professeur de
pédiatrieet d'immunologie.L'essaiclinique à l'hôpital Necker-Enfants Maladesest menéparle Pr Marina Cavazzana-Calvo,
coordinatricedu Centred'InvestigationClinique en Biothérapieà Necker, le Pr Alain Fischer, professeur d'immunologie
pédiatrique,directeur scientifique de la Fondation Imagine et Salima Hacein-Bey Abina, professeur d'immunologie et
directrice du Laboratoirede ThérapieGénique.« Cet essaide thérapiegéniquemenésimultanément à Londres,Pariset
Bostonnepourraitexistersanslesdonsdu Téléthon.
L'AFM relèvele défi immensedesmédicaments debiothérapie.De nouveauxespoirspour lesmillions de maladesconcernés
et de nouveauxoutils pour la médecine au bénéficede tous.» confie LaurenceTiennot-Herment, Présidente de l'AFM et
Présidente du Généthon.« Nous sommesravis decettenouvellecollaborationavecl'équipedirigéepar le Pr Williams. Cela
démontreà nouveaula capacitéde Généthonà portersesprojetsde recherche jusqu'enphaseclinique,en collaborationavec
les meilleureséquipescliniquesau monde,pour le bénéficedespatients.C'estle reflet de notreexpertisede pointedansles
domaines de la recherche translationnelle, dela bioproductionet de la préparationpuis la miseen oeuvred'essaiscliniques»
expliqueFrédéricRevah,Directeur Généralde Généthon.« Au Children'sHospital de Boston,noussommesdéterminés à
utiliserdes thérapies cellulaireset moléculaires de pointepourtraiter desmaladiesdévastatriceschezl'enfant.
L'essaisur le WAS estparticulièrement remarquable car il représenteun effort continu decollaborationtransatlantique de la
recherche scientifiqueet cliniqueenthérapiegéniqueet un énormetravail d'équipemultidisciplinaireauChildren'sHospital»
confie Dr David A. Williams, Investigateur principal de l'étude. A propos de GénéthonCréé par l'AFM et financé
quasi-exclusivement par lesdonsdu Téléthon,Généthona pour missionde mettreà la dispositiondesmaladesdestraitements
innovantsde thérapiegénique.Après avoir joué un rôle pionnier dans le décryptage du génomehumain, Généthonest
aujourd'hui, avec plus de 200 chercheurs, médecins, ingénieurs,spécialistes des affaires réglementaires&hellip;, un des
principaux centresinternationauxde recherche et développement préclinique et clinique de la thérapiegéniquepour les
maladiesrares.Généthondisposeégalementd'uneplateformedebioproductionlui permettantdefabriquerles lots devecteurs
pour les essais cliniques, et est engagédans la constructiondu plus important site au monde de production à échelle
pré-industrielle. Généthon-Bioprod, un site de 5000m 2 , ouvrira sesportesà Evry début2011.www.genethon.fr A propos
de l'AFM L'AFM est une association de maladeset parentsde maladestouchéspar les maladies neuromusculaires, des
maladiesgénétiques raresqui tuentmuscleaprèsmuscle.
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Grâceaux donsdu Téléthon(95 millions d'eurosen 2009), elle est devenueun acteurmajeur de la recherche biomédicale
pour les maladies raresen Franceet dans le monde.Elle soutientaujourd'hui 36 essais cliniques concernant 30 maladies
différentes(maladiesgénétiques de la vue, du sang,du cerveau,du système immunitaire,du muscle&hellip;).A traversson
laboratoire Généthon,c'est également une association atypique et unique en capacitéde produire et tester ses propres
médicaments de thérapiegénique.A proposdu Children'sHospital de BostonLe département d'oncologieet d'hématologie
pédiatriquedu Children'sHospitalde Boston,de renommée internationale, traite les jeunesenfantset adolescents contreles
cancers et lesmaladies du sang.Le serviced'hématologie pédiatriquesoignelesenfantsatteintsd'affectionsbénignesdusang.
Le serviced'oncologiepédiatrique,appeléaussiDana-Farber, soigneaussibien lesenfantstouchéspar le cancerqueceuxqui
ont besoind'unetransplantation decellulessouches.
Le département d'immunologiedu Children's Hospital de Boston est un centre leader mondial dans le diagnosticet le
traitementdes patientsatteintsde maladies immunitaireset dans l'identification des déficits génétiques sous-jacents. Le
Children'sHospital de Bostonabrite la plus grandeorganisationde recherche au mondesituéedansun centremédical de
pédiatrie,dont les nombreuses découvertes depuis1869 ont permisde soignerdesenfantscommedesadultes.Plusde 1100
scientifiques,dont neuf membresde la NationalAcademyof Sciences, 12 membresde l'Instituteof Medicineet 13membres
du HowardHughesMedical Instituteconstituentla communauté scientifiquedu Children'sHospital.A l'origine un hôpital de
20 lits pour les enfants,le Children's Hospital de Boston est aujourd'hui un centre de soins complet pour enfantset
adolescents comptant392 lits, fondé sur les valeursde l'excellencedes soinsaux patientset de la sensibilitéaux besoins
complexeset à la diversité des enfantset des familles. Le Children's Hospital est aussile premier serviceaffilié pour
l'enseignement de pédiatrieà la HarvardMedical School.
Pour plus d'informationssur l'hôpital et sa recherche consultez: www.childrenshospital.org/newsroom . Contactspresse :
AFM - GénéthonAnne-Sophie Midol, Stéphanie Bardon,GéraldineBroudin presse@afm.genethon.fr ALIZE RP Caroline
Carmagnolcaroline@alizerp.com Children'sHospitalBostonRobGrahamrob.graham@childrens.harvard.edu .
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