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Myopathie de Duchenne
"Un bon croquis vaut 
mieux qu'un long discours" 
Napoléon Bonaparte 

Neurofibromatose
Syndrome de 

Brugada

MucoviscidoseHémophilie
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Rappel de la Synthèse 
des protéines

- DNA : Acide Désoxyribonucléique, portant les gènes
- mRNA : Acide Ribonucléique messager
- tRNA = ARN de transfert
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Principe de l’Intégration d’un 
Gène par Vecteur Viral

Pierre
ATHIAS

"Un bon croquis vaut 
mieux qu'un long discours" 

Napoléon Bonaparte 

Mécanisme d’action des petits 
ARN interférants (siRNA)

- Un ARN monobrin 
anti-sens est produit à 
partir du siRNApartir du siRNA

- l’ARN anti-sens se 
combine à l’ARN 
messager et le bloque

- la synthèse de 
protéine 
correspondant à l’ARN 
messager est bloquée
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Principe du Traitement par Cellules  CAR-T 
(Chimeric Antigen Receptor T Lymphocytes)
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Principe du Traitement des Enfants 
immunodéprimés (Enfants Bulle)
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Thérapie Génique de la Distrophie
Rétinienne par LUXTURNA
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Thérapie Génique de la MucoPolySaccharidose
(Syndrome de Sanfilippo) par LYSOGENE
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Thérapie Génique  de l’Epidermolyse Bulleuse
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Le Fiasco GLYBERA : un Avertissement 
pour la Thérapie Génique …

- traitement des déficit 
en lipoprotéine lipase
(1/1 000 000 …)(1/1 000 000 …)

- Autorisation 2012 
USA & Europe

-Traitement à 1 million 
de $ !

- 1 Patient depuis 2012
(hors essais cliniques, 
gratuits pour 31 
patients…)

- Retrait 2017
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Principe de l’Edition Génétique 
CRISPR/CAS9
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Thérapie Génique par Procédé 
CRISPR/CAS 9
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Ethique de la Manipulation 
Génétique Humaine


