
THÉRAPIEGÉNIQUE
Résultats encourageants
sarcoglycanopathie

Lesrésultatsde l'essaide
phaseIde thérapiegénique pour la
gamma-sarcoglycanopathie,une
maladieneuromusculairerarequi
entraîne unedégénérescencede la
fibre musculaire,viennent d'être
publiés.Débuté endécembre2006,
cet essai,dont lespromoteurs sont
leGénéthon, l'Institut deMyologie
et la Pitié-Salpêtrière(AP-HP),avait
pourobjectif d'évaluer latolérance
à l'injection localededosescrois
santesd'un vecteur viralAAV
portant legène normal de la
gamma-sarcoglycane(laprotéine
défectueusedanscette maladie),
maisaussila réaction immunitaire
localeet systémique,ainsi que la
qualité du transfert degène dans
lesmusclesinjectés.Neufmalades
non ambulatoires,âgésde16à

en phaseI pour la gamma-

38ans,ont été inclusdedécembre
2006à décembre2009Troisdoses
croissantesdevecteursviraux
AAVi transportant legène normal
de lagamma-sarcoglycaneont été
injectéesdans unmusclede
l'avant-bras.Unmoisaprès l'injec
tion, lazone traitéea fait l'objet
d'une biopsiepour être analysée.
Lesrésultats montrent queles
injectionsont étébientolérées,
sanseffets indésirablesphysiques
ou biologiques.Enoutre,chezcinq
malades,la protéinegamma-sarco
glycanemanquantea étéde
nouveau produite.Aujourd'hui,
médecinset chercheurspoursui
vent leurstravaux.Ilsenvisagent
un nouvelessaiutilisant un
vecteurAAV8pour traiter un
membrecomplet.
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