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LeGénéthonmultiplie
lesprojets

Lelaboratoiredel'Associationfrançaisedi
myopathiesaffichesesprojetspour les
moisà venir.Ilsdevraientcomprendredes
essaisprécliniqueset cliniquesainsique
l'ouverturedesoncentredeproduction.

^^^^ÿÿa «Nousconnaissonslebudget nécessairepour 2013.Mais
I ilserafinancé par leTéléthonqui n'a pasencoreeu Heu»,

w I A souligne Laurence Tiertnot-Herment, présidente de

^Wjl^r LÀssotiationfrançaisedes myopathies (AFM-Téléthon).

^W Lefinancement de l'association dépend d'un rendez-

vous annuel national : le Téléthon, crééen 1997.Cette année, les7
et 8 décembre, les Françaisseront sollicitéspour aider la recherche
dans lesmaladies rares. Desdons qui serviront au financement des
travaux du Généthon, « bras armé de l'AFM-Téléthon», selon Frédé
ricRevah,directeur général du Généthon. L'organismede recherche
et développement de lÀFM-Téléthonmultiplie lesprojets d'essais
préclinique et clinique de thérapie génique pour les maladies rares.
Trois études en préparation par le Généthon devraient entrer en
phase 1d'ici1 à 2 ans.Desessais financés majoritairement par 1AFM.
L'associationfinance le Généthon à hauteur de 80à 90X. En2011,
cespécialistedes thérapies gémques a bénéficiéd'un budget de 27.8
millions d'euros. Hcompte un effectifde 220 collaborateurs.Celabo
ratoireà but non lucratif «se dédieà la conception,au développement
et à la production de médicaments dethérapie géniquepour lesmala
dies rares ».
Lesprogrammes thérapeutiques concernent les maladies neuro
musculaires,lesmaladies dusystème immunitaire du sang,lesmala
dies oculaires et du foie. L'organismea établi la preuve de concept
pour plusieurs pathologies, notamment lÂdrénoleucodystrophie et
LAmaurosecongénitale de Leber.«Aujourd'hui, lesenjeuxsont ceux
du développement. Nousdevons démontrer notre capacité à passer
du concept thérapeutique au produit validéen cliniqueet mis à dis
position despatients »,détaille FrédéricRevah.Lelaboratoire a initié
plusieurs essaisprécliniquesdont certains devraient entrer en phase I
d'essais cliniques prochainement. C'estle cas de la granulomatose
chronique dans le domaine de l'immunologie. Un essai de phase I
impliquant également leRoyaume-Uni,la Grèce,la Suisseet lesÉtats-

Unisdevrait débuter en fin d'année. C'estensuite un essai dephase I
dans laneuropathie optique de Leberqui devrait être initié en 2013.
D'autres essais cliniques de phase Idevraient suivre. LeGénéthon
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AFIN D'ÉTABLIR DES ARBRES GÉNÉALOGIQUES

GÉNÉTIQUES, LE GÉNÉTHON A CONSTITUÉ UNE

BANQUE D'ADN PROVENANT DES PATIENTS ET DE

LEUR FAMILLE.

compte également dans son pipeline un essai de phase I/II d'une
thérapie génique de la maladie de Wiskott-AIdrich.
Unautreenjeu réside dans lepassageà la productionàgrande échelle
selon lesnormes pharmaceutiques de vecteurs, ces transporteurs
du gène médicament, avec l'ouverture attendu du Généthon Bio-

prod (voirencadré). Enfin,le directeur général de Généthon identi
fie un troisième enjeu dans « la prise en compte des exigences
réglementairespour desproduits innovants à lafois dans leur méca
nisme d'action et leur composition,avecla redéfinitionde l'ensemble
deséléments liésaux développementsprédinique et clinique».Car les
travaux du Généthon ne se limitent pas au développement de pro
duits de thérapie génique, du laboratoire à lavalidation clinique.Les
scientifiquestravaillent également dans ledomaine des procédéset
des technologies permettant le développement pré-industriel du
transfert des gènes.
Depuis sa création en 1990,le Généthon a développé son expertise,
lui permettant aujourd'hui de se présenter comme « un desprinci
paux centres internationaux de R&Dprécliniqueet cliniquede théra
piegénique pour lesmaladies rares ».Sonpremier grand fait d'armes
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Recherche

Pipeline du Généthon

Prédinique Phase I
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Gamma-sarcoglycanopathie intramusculaire

FMyopathie de Duchenne

Duchenne, composante cardiaque

iAmyotrophie spinale infantile

I Myopathie à Myotubularine flj

FMaladiedeWiskott Aldrich(WASP)*

Granulomatose chronique**

Artemis

lAnémiedeFanconi

Pasdedate pour

ledébut d'une phase l/ll

démarrage en 2014

démarrage fin 2012

Neuropathie optique oe Leber démarrage en 2013

S Crigier Najjar : pré-clinique

*Étude internationale (France,Royaume Uni,États-Unis)
"Étude internationale (France, Royaume-Uni, Grèce,SuisseÉtats-Unis) SourceGénéthon du Snovembre 2012

date de 1992avecla publication de la Ie carte du génome humain.
«Aussitôt après la découverte, nous l'avons miseà disposition de la
communauté scientifique»,rappelleFrédéricRevah.Carl'enjeu pour
le Généthon est de "faire en sorte que lestraitements soient réelle
ment misà dispositiondespatients »,ajoute le directeur général du
Généthon. «Nous adoptons une stratégie d'intérêt général Lesmyo
pathies sontdesmaladiesmortellesqui s'attaquent aux enfants.Dans
notrefonctionnement, nous n'avonspas la même notion du temps
quelesindustriels»,souligne LaurenceTienriot-Herment.Sile Géné
thon multiplie lesprojets dèssais cliniques et s'estdoté d'un outil de
production, lelaboratoire marque sa différence vis-à-visdes indus
triels de la pharmacie. «Nous nesommes pas un laboratoire phar
maceutique.Nousentendonsresteruneassociationà but non lucratif»,
indique FrédéricRevah.L'objectifest de « mettre au point des médi
caments à unprix juste et maîtrisé ».Un positionnement que défi
nit FrédéricRevah :« unefois développés,lesmédicaments doivent
être à la dispositionde tousà un coût établi defaçon transparente ».
Laprésidente de LAFM-Téléthonrappelleque les tiavauxsur lesmala
dies rares constituent « unlaboratoire d'innovationsthérapeutiques
pour lesmaladiesfréquentes ».FrédéricRevahconstate d'ailleursun
intérêt des industriels pour les maladies rares. «On voitse dévelop
per leconceptde maladiepersonnalisée.Noussommes sollicitéspa r
dessociétés.Nousréfléchissonsaujourd'hui à la manièrede mettre en
place des interactions »,déclare-t-il,tout en insistant sur lecaractère
conditionnelde collaborationsaveclesentreprises de la pharmacie.
Unrapprochement a néanmoins été entrepris avec l'obtention du
prix duGalienFrance2012.«11s'agit d'une trèsbellemarquede recon-

naissancede nostravaux.C'estla l' fois qu'ilest remisà dela recherche
associative»,s'estfélicité le directeur général du Généthon. I

ÀEVRY.AURÉLIEDUREUIL

UN DECRETENCLENCHE
GÉNÉTHONBIOPROD
Lebâtiment est flambant neuf.
Lespremiers équipements sont
installés. Inauguré en novem
bre 2010,le GénéthonBioprod a
longtemps attendu la signature
d'un décret d'application pour
déposersademande d'accrédi
tation auprès de l'ANSM.

Eneffet, la loi ^2011-302du

22mars 2011donne la possibi
lité aux « organismesà but non
lucratif » dedevenir établisse

ments pharmaceutiques
«lorsque cesactivités portent

sur desmédicamentsde théra
pie innovante ». Uneloi qui per-

L'OUVERTUREDE

met auGénéthond'opérer sur

sonsite de10000m' dont

5000m' desurface deproduc

tion. Pourtant, l'organisme
dépendant de l'AFM-Télèthona
dû patienter jusqu'au 8 novem
bre 2012,date delà parution du
décret d'application. « Déslà

parution du décret, nous enver

rons le dossier auxautorités
réglementaires »,confiait, en

octobre, Frédéric Revah,
directeur général du Généthon.
Ledébut de la production est

programmé pour le milieu de
l'année 2013.
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