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Efficacité d'un traitement innovant de
thérapie génique dans le modèle canin de
la dystrophie musculaire de Duchenne
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Le traitement développé par les chercheurs d’Atlantic Gene Therapies, de Généthon et de l’Institut de Myologie, est
basé sur l’utilisation d’un vecteur AAV (Virus) portant un transgène permettant la production de dystrophine
(molécule responsable de la contraction musculaire) dans le muscle du malade.

La dystrophie musculaire de Duchenne est la maladie neuromusculaire la plus fréquente de l’enfant (1 garçon sur
3500 à 5000 naissances). Elle est due à une anomalie génétique dans le gène DMD, sur le chromosome X,
entraînant l’absence d’une protéine indispensable au bon fonctionnement des muscles, la dystrophine.

 Sécurité, efficacité et stabilité du traitement chez le chien

Le traitement testé chez le chien s’est traduit par des niveaux élevés d’expression de la dystrophine dans les
muscles traités. Les résultats des travaux indiquent également que ce traitement, une fois injecté, produit dans le
tissu musculaire un effet prolongé et stable dans le temps d’observation de l’étude.

La synthèse de « nouvelle » dystrophine est dépendante de la dose de vecteur injectée : plus la dose est forte et
plus c’est efficace. La force musculaire augmente également avec la dose injectée.

Un résultat extrêmement encourageant car une expression minimum de 40 % de la dystrophine dans les fibres
musculaires est nécessaire pour que la force soit réellement améliorée.
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