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LA FORCE D'Y CROIRE,

D'INNOVER ET AUJOURDH'UI

DE GUERIR

Edito

Apres des années de combat acharné,
nous vivons un moment historique.
Les recherches que nous avons
financées ou développées dans nos
laboratoires se transforment en
médicament. En effet, ’AFM-Téléthon
porte la thérapie génique depuis la
premiére heure. Grace au Téléthon,
elle a financé des centaines de
chercheurs dans le monde entier et
créé un laboratoire dédié, Généthon,
qui féte cette année ses 30 ans.
Aujourd’hui, des premiers
médicaments de thérapie génique
sauvent la vie d’enfants atteints de
maladies rares et ces traitements
innovants bénéficient aussi a des
maladies plus fréquentes. Cette
nouvelle ére n‘aurait pas pu voir le jour
sans l'incroyable solidarité de chacun.
Vaincre la maladie, c’est possible alors
les 4 et 5 décembre prochain, donnons
aux enfants et aux malades, la force

de guérir !

Laurence Tiennot-Herment,
Présidente de I'AFM-Téléthon



lls s'appellent Augustin, Marine, Lenny ou Hyacinthe... Leurs histoires incarnent les
victoires de la révolution de la therapie genique qui se déploie aujourd’hui dans le
monde. Portée depuis 30 ans par I"AFM-Téléthon, grace aux fonds du Téléthon, cette
meédecine innovante a changé leur vie et celle de milliers de malades.




DES VICTOIRES QUI ONT CHANGE LA VIE DES MALADES

« Avant le traitement, Hyacinthe perdait chaque jour en vitalité. Il fallait agir
trés vite. Dés les premiers mois apreés l'injection, on a vu des progrés : il s’est
mis a rebouger les bras, attraper des objets, les porter a sa bouche. Et il tenait
mieux sa téte. Grace a la thérapie génique, on peut envisager un avenir pour
notre fils ». Cédric, papa de Hyacinthe, 2 ans

« Chaque jour était compté pour espérer que le traitement soit le
plus efficace ! Dés le départ, il a fait des progrés impressionnants ».
Guillaume, papa d’Augustin, 18 mois.

Le 11 septembre dernier, Augustin et ses parents visitaient
Généthon, le laboratoire de I’/AFM-Téléthon qui a congu la technologie
utilisée dans le médicament de thérapie génique dont a bénéficié

Augustin.

« Je suis trés émue et trés fiere que les travaux de mon équipe soient aujourd’hui une
réalité thérapeutique pour ces enfants. » Ana Buj-Bello, chercheuse a Généthon

« Aujourd’hui, je pense aux familles dont le destin a déja changé
et a celles dont le destin changera, demain, grace aux recherches
que nous menons. » Frédéric Revah, directeur général de Généthon, le
laboratoire du Téléthon

« La thérapie génique, c’est révolutionnaire ! Il y a 20 ans on n’aurait jamais
imaginé que ce serait possible. » Odile Boespflug-Tanguy, Neuropédiatre, Directrice d'I-
Motion, le centre d’essais pédiatriques neuromusculaires créé par I’AFM-Téléthon

« J’ai trés peur que mon fils perde la marche. Cet essai de thérapie
génique, c’est l’espoir concret d’un traitement qui change son
avenir. » Dajja, maman de Lenny, 6 ans
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« On ne sait pas jusqu’ou il va évoluer, mais la en quelques mois, on ne
s’attendait pas a autant, aussi vite. Il évolue a une vitesse incroyable. Ce que
Jj’aimerais dire aux chercheurs c’est qu’ils sont nos héros au quotidien ! »
Anais, maman de Jules, 4 ans
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‘_‘CENETHON Il y a 30 ans, ils étaient peu nombreux a

CENE TR PATIEER croire que la thérapie génique pourrait
donner lieu, un jour, a des traitements. On
nous a dit que c’était trop compliqué, que

GENETHON, LE LABORATOIRE c’était impossible, que ca ne marcherait
DU TELETHDN_ jamais. Pourtant, en 1997, fidéle au chemin
HIER PIONNIER DE LA du médicament que nous nous étions fixeés,
EENE“QUE et apres avoir découvert les cartes du
AUJOURD'HUI L'UN DES génome et permis |'accélération de la
LEADERS MONDIAUX découverte des génes responsables des
DANS LE DOMAINE DE LA maladies  génétiques, nous  avons
THERAPIE GENIQUE commencé & construire des outils qui nous

permettraient d’utiliser ces génes comme
des médicaments. En 2019, pour la
premiére fois, un médicament de thérapie
génique pour une maladie neuromusculaire
a été mis sur le marché. Un médicament
issu du travail et du talent des chercheurs
de Généthon.

Frédéric Revah, directeur général de
Généthon
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https://www.dropbox.com/sh/1s8kxqu1erswi1e/AAAvbVgNWR8sRb4kOOx04Kg_a?dl=0&preview=Genethon_30ans_Module01_V4.mp4

Z0OM SUR GENETHON D
UN LABORATOIRE UNIQUE AU MONDE

Depuis sa création il y a trente ans, Généthon n’a eu de cesse d’innover. Pionnier des cartes du
génome humain, accélérateur de l'identification de centaines de genes responsables des maladies
rares, puis de la thérapie génique, il a franchi toutes les étapes sur le chemin du médicament. Des
centaines de patients bénéficient aujourd’hui de traitements issus de ses recherches. Et demain, ils
devraient étre encore plus nombreux grace a ses futures innovations. Son objectif reste inchangé :
démultiplier les traitements et les rendre accessibles aux malades. Généthon est aujourd’hui I’'un des
leaders mondiaux la thérapie génique, avec plus de 220 chercheurs, médecins, ingénieurs,
spécialistes de la bioproduction et des affaires réglementaires.

GENETHON EN CHIFFRES

Qd0C O

1 MEDICAMENT 7 PRODUITS EN PRES DE 600 PLUS DE 10 220 COLLABORATEURS

DE THERAPIE ESSAI CLINIQUE BREVETS PARTENARIATS EN 2020
GENIQUE SUR LE ET6EN DEPOSES INDUSTRIELS
MARCHE PRECLINIQUE

VOYAGES DE PRESSE A GENETHON

Q UN LABORATOIRE PAS COMME LES AUTRES

L’AFM-Téléthon propose deux journées d’'immersion et de découvertes pour suivre de prés le
chemin du médicament et voir concretement comment sont utilisés les dons du Téléthon :

= Jeudi 14 vovembre de Ah30 a 1Fh
= Jeudi 2.6 vovembre de Ah30 a1

Renseignements et inscriptions aupreés d’Ellia Foucard-Tiab :
01.69.47.25.64 - EFOUCARDTIAB@afm-telethon.fr




L'’AFM-TELETHON ET LA RECHERCHE DANS VOTRE REGION

COMPRENTDRE POUR QUERIR

Depuis plus de 30 ans, grace aux dons du Téléthon, I’AFM-
Téléthon joue un role déterminant dans la révolution
médicale en marche. En 2020, I’Association soutient 35
essais chez I'homme, en cours ou a venir pour 28
maladies différentes dont 13 maladies
neuromusculaires et 15 autres maladies rares

RENCONTRES: UM DES (vision, sang, cerveau, peau, foie...). L’Association finance
CHERCHEVURS DE VOTRE , , .
k- également des equipes de recherche partout en France et
MR TR notamment en Pays-de-la-Loire

PARTICIPER A PES ESSATS CLINTQUES

A I'heure de l'arrivée des nouveaux traitements, lI'objectif de I’AFM-Téléthon est de
favoriser la participation des malades aux essais et I'accés précoce aux médicaments.

Les essais cliniques sont indispensables au développement de nouveaux médicaments chez I'homme.
Chaque essai est encadré par des professionnels qualifiés (médecins investigateurs, infirmiers...) a
I’hopital dans un centre investigateur dans lequel se déroule 'essai. Les centres investigateurs sont
situés au sein des CHU (Centres Hospitaliers Universitaire) de la région. Pour décider de l'inclusion
d’une personne dans l’essai, le médecin investigateur, responsable de la conduite de I'essai, se base
sur les critéres définis et précis (dge, diagnostic, mutation génétique, antécédents médicaux...), et
s’assure que le malade y répond bien.

En Pays-de-la-Loire, 1 essai clinique soutenus par I’AFM-Téléthon se sont déroulés ou se
poursuivent en 2020 :

- CHU de Nantes : un essai pour la Maladie de Charcot Marie Tooth, une maladie
génétique rare qui se caractérise par une faiblesse musculaire. Son objectif est d'évaluer
le degré d'efficacité d’une molécule et déterminer la dose la plus efficace. Pour chacun
des 300 participants, I'essai dure 15 mois.

LES CONSULTATIONS PLURTDISCIPLINATRES

Les consultations pluridisciplinaires permettent aux malades de rencontrer dans un méme lieu et
dans une méme journée les différents spécialistes de leur maladie et de bénéficier d'un suivi
personnalisé. Lors de son rendez-vous annuel, la personne malade, peut donc rencontrer le méme
jour son cardiologue, son neurologue, son kinésithérapeute ou bien encore son psychologue. C'est
un vrai atout pour le malade mais pas seulement puisque les médecins peuvent ainsi se coordonner
ensemble selon les spécificités de la maladie et suivre au plus prés son évolution. Ces consultations
ont été mises en place sous l'impulsion de [I’AFM-Téléthon, pour assurer aux malades
neuromusculaires la meilleure prise en charge possibles. En 2020, 48 consultations en France ont
bénéficié du soutien de I'Association

En Pays-de-la-Loire, I’AFM-Téléthon a soutenu 7 consultations pluridisciplinaires :
- Angers (49) : Centre de Référence Maladies Neuromusculaires Nantes - Angers
- Nantes (44) : Université de Nantes




Leur point commun est de vivre avec
| une maladie incurable, de Lille a
Ajaccio, de Fort de France a Nouméa
partout en France, ce sont des enfants,
et adolescents atteints de maladies

rares incarnent cette révolution
B ‘ médicale en cours.
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LES FAMILLES TEMOIGNENT EN PAYS-DE-LA-LOIRE

« Pour Soheynn, et Aungustin
la révolution de la thérapie génidue est la | »

Soheynn a un an, il est atteint d’amyotrophie spinale, une maladie qui le prive peu a peu de ses
forces et met sa vie en danger. Il vit au Mans (72)

Soheynn a seulement 7 mois quand les médecins lui diagnostiquent une amyotrophie spinale, une
maladie rare qui le prive de force, de ses capacités respiratoires et engage son pronostic vital. En
janvier 2020, a 9 mois, il bénéficie du premier traitement de thérapie génique pour cette maladie :
un médicament issu de la recherche de Généthon grace aux fonds du Téléthon, qui, en une seule
injection, redonne de la force aux enfants. « J‘ai trés peur que mon fils perde la marche. Cet
essai de thérapie génique, c’est I’'espoir concret d’un traitement qui change son avenir »

Q explique sa maman. Depuis, le plus spectaculaire dans les effets du traitement, se situe sur le
A a plan respiratoire : Soheynn n’est plus encombré, il respire beaucoup mieux. « On [‘entend aussi
AL N 7: . . . .
o e beaucoup plus fort : auparavant lorsqu’il pleurait, on aura dit un petit chat ! Maintenant, on
e B l'entend bien, il commence méme a parler ! ». Une seconde naissance pour Soheynn et sa
v e famille.

Augustin a 18 mois, lui aussi est atteint d’amyotrophie spinale, cette maladie qui met sa
vie en danger. Il vit a Chaudefons-sur-Layon (49)

L'histoire d’Augustin comme celle de Soheynn incarne le houveau monde therapeuthue dans lequel
sont entrées les maladies rares. En effet, en mai 2019, les parents du
d’Augustin, seulement deux mois aprés I'annonce du diagnostic apprennent
que leur petit garcon peut bénéficier du premier traitement de thérapie
génique pour cette maladie. « Chaque jour était compté pour espérer
que le traitement soit le plus efficace ! Dés le départ, il a fait des
progrés impressionnants » explique Guillaume, le papa d’Augustin, 18
mois.
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L’amyotrophie spinale en bref

Cette maladie génétique rare touche les neurones moteurs. Elle se caractérise par une faiblesse et =
une fonte précoce des muscles du bassin, des épaules, du tronc, des bras et des jambes. Dans les
formes les plus graves, I'amyotrophie spinale est mortelle avant I'adge de deux ans.
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(@) UN PREMIER MEDICAMENT DE THERAPIE GENIQUE POUR UNE MALADIE NEUROMUSCULAIRE.
&

Généthon, le laboratoire de I’AFM-Téléthon, a joué un role déterminant dans la mise au
point du produit et de la voie d’administration de cette premiére thérapie génique pour
une maladie neuromusculaire, grace aux travaux pionniers réalisés par Martine Barkats et son
équipe des 2007. La thérapie génique consiste a remplacer le gene Y ‘
défectueux par un gene fonctionnel. Les résultats des essais montrent que
le produit de thérapie génique est bien toléré et qu’il améliore la survie et
les performances motrices des enfants traités. En France, depuis mars
2019, des nourrissons atteints d’amyotrophie spinale ont pu bénéficier de
ce traitement révolutionnaire qui est aujourd’hui disponible aux Etats-Unis,
en Europe et au Japon.




UN MODELE D'ACCOMPAGNEMENT DES MALADES CONCEPTUALISE
PAR L'AFM-TELETHON, ILY A PLUS DE 30 ANS

Accompaguer les malades
et les familles an gquotidien

Parce que les maladies neuromusculaires sont des maladies
évolutives et invalidantes, I’AFM-Téléthon a mis en place, dés
1988, un modele d’accompagnement pour étre au plus pres des
familles et préserver au maximum leur santé. Un modéle qui
développe une interaction unique entre professionnels a la
jonction du médical et du social, bénévoles concernés et
médecins experts.

17 Services régionaux regroupent 170 professionnels notamment les Référents Parcours de
Santé (RPS) qui accompagnent les malades et leur famille au quotidien. Parcours de soins (suivi
meédical, paramédical, information sur la recherche, les essais cliniques, les traitements...),
compensation et la vie quotidienne (acquisition et financement d’aides techniques, aides a la
personne, aménagement de logement et véhicule, accés aux droits...), vie sociale et relationnelle
(scolarité, emploi, transport, répit, vacances, vie associative, vie affective) ... les RPS sont une vraie
boussole pour les familles touchées par la maladie.

Les professionnels de I’AFM-Téléthon soutiennent depuis 1988 plus de 16 000 familles dans leur
parcours de santé. https://www.afm-telethon.fr/services-regionaux-1082

Le service régional
Pays-de-la-Loire

w0 (&e

RPS |
SERVICE REFERENT
REGIONAL PARCOURS DE
SANTE



https://www.afm-telethon.fr/services-regionaux-1082
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Zoom sur des animations de caracteres !

A l'image de la force des malades, des chercheurs
qui se battent contre la maladie, des bénévoles
mobilisés, le Téléthon 2020 sera l'occasion de
montrer la force de son engagement a travers
différente animations des plus simples mais
tellement solidaires. 850 métres de boudin,
pyramides humaine XXL, marathon de 24h
d’'apnée, chorale géante (ou pas), traction de
monster trucks ou tour de crépes... Bref, quoi qu'ils
aient vu, gouté, contribué a réaliser, franchi,
poussé, tiré.. les 5 millions de participants
n‘auront qu'un mot a la bouche: « Trop
fooort ! »

Pour retrouver toutes les
animations prés de chez
vous : telethon2020.fr

De Beaufort-en-Vallée (49) a Saint-Fort (53), de Courcelles-la-Forét (72) en passant par Montfort-le-
Gesnois ou Saint-Hilaire-la-Forét (85) toutes les villes en for.t peuvent se mobiliser ! Bien sir, comme

le Téléthon est le rendez-vous de LA solidarité, Nantes, Le Mans, Saumur-Champigny ou encore
Noirmoutiers n‘ont rien a envier aux autres ! Fortes de leurs spécialités ou architectures locales si
connues - et souvent enviées ! — leur mobilisation sera, elle aussi, I'un des maillons clé de ce défi inédit.

C’est quand-méme #TropFort d’imaginer que parce que des parents se sont
unis dans un combat, parce que des chercheurs les ont suivis et parce que des
centaines de milliers de bénévoles vendent des crépes, font des zumbas ou
courent autour d’un stade, nous arrivons désormais a traiter des maladies dites
incurables. En 2020, parce que les premiéres victoires sont la, parce que les
gens ont besoin de se retrouver dans des événements humains, constructifs,
positifs, efficaces et qui ont du sens, le Téléthon sera #TropFort ! Nolwen Le
Floch, directrice de la collecte et de la mobilisation de ’/AFM-Téléthon



https://evenement.telethon.fr/2020/

Chaque année pour le Téléthon, ce sont plus de 4 millions de Francais
qui se mobilisent pour organiser plus de 17 000 animations partout en
France, dans plus de 10 000 communes de métropole et d’outre-
mer.

Orgaviser une avivhation an profit du Téléthon, c’est :

- Simple : partout en France, les professionnels de la solidarité que sont
les bénévoles du Téléthon, vous accompagnent pas a pas,

- Stimulant : se lancer dans un projet sympa et solidaire avec son
entourage, quoi de mieux ?

- Indispensable : organiser une animation permet de collecter des
fonds pour faire avancer la recherche contre les maladies rares.

Pourquoi pas vous ?! Rejoignez la Team Téléthon sur Telethon2020.fr

Envie de participer et d’organiser un défi #TropFort ? Faites-vous connaitre : mobilisation@afm-
telethon.fr ! Les forces vives du Téléthon 2020 vous accompagnent dans sa réalisation. Kévin du
Téléthon va méme mettre des... idées dans vos envies ici !

.'
A VTENETHONY 2

EN ROUTE VERS
UN TELETHON 2020 |


mailto:mobilisation@afm-telethon.fr
mailto:mobilisation@afm-telethon.fr
https://youtu.be/o_qGtNcPCi8
https://youtu.be/o_qGtNcPCi8

VOS REFERENTS #TROPFORT EN REGION

Chaque 1¢ week-end de décembre, le Téléthon vit partout en France, grace a I'engagement des
bénévoles qui coordonnent, développent et fédérent les nombreuses animations locales.

Dans le Maine-et-Loire, le Teléethon se renouvelle
avec Jean-Marc Thommeret

Jean-Marc Thommeret est le nouveau coordinateur Téléthon du Maine-et-

Loire. Aprés avoir été organisateur d’animations Téléthon pendant 27 ans,
Jean-Marc prend la téte de la coordination Téléthon du Maine-et-Loire. Si Jean-Marc s’est mobilisé
pour le Téléthon, c’est parce qu'il a le sens de I'engagement « /e
Maine-et-Loire est le berceau de [I’AFM-Téléthon, et c’est
naturellement que je me suis tourné vers |’Association quand j‘ai
ressenti I'envie de me mobiliser I ».
Avec des projets plein la téte, Jean-Marc Thommeret et son équipe
sont dans les starting-blocks pour la prochaine édition du Téléthon !
Leur objectif pour le Téléthon 2020 est de montrer que dans le
Maine-et-Loire, on est #TropFort et mobilisé pour faire avancer la
recherche contre les maladies rares !

Envie d'étre a leurs coOtés ? L'équipe accueille toutes les bonnes volontés pour organiser des
animations les 4 et 5 décembre mais recherche aussi, des membres « permanents » pour la
coordination. Tous les profils sont les bienvenus : de 7 a 77 ans, que vous soyez disponible 2h, 5
jours, 1 mois, en fonction de vos envies et de votre temps, si vous étes connus pour étre un(e) pro
des crépes, détenteur de la recette du plus gros paté de téte ou motivé pour mobiliser les
associations, écoles ou entreprises locales, la force de votre engagement sera I'une des clés du succes
du Téléthon 2020 ! Une seule adresse : benevoles@afm-telethon.fr

CARNET D'ADRESSES

Journalistes, les coordinateurs Téléthon répondent a vos questions sur la
mobilisation locale.

Loire-Atlantique (44
WEVELLENEE))
Loire-Atlantique-Cote :

Service de presse : 01 69 47 25 64 Micheline VANDUICK : 06 84 10 71 78

Loire-Atlantique-Nord :
Michel DEME : 07 87 68 55 21
Franck Bourget : 06 77 71 80 95
Loire-Atlantique-Sud :
Séverine PELLERIN : 06 80 66 95 22

Maine-et-Loire (49 Daniel GABORIAU : 06 72 23 60 48

Jean-Marc THOMMERET : 06 74 17 39 80


mailto:benevoles@afm-telethon.fr

Tout savoir sur action et les comptes
de 'AFM-Téléthon, consultez son rapport annnel 2019 ici

VOTRE SOUTIEN NOUS DONNE

100€ employés par IAFM-Téléthon 9.2€
en2019,cest: pour les frais de gestion

7/89€

pour les missions sociales™:
recherche™, essais
thérapeutiques, aide aux
malades, revendication...

Orpavinmes fuisam upped
b genirasite du pabdic .

v ——r———
ibtast of b e W v bamam s ** La part de financement du laboratoire Généthon issue
QU Téléthen provient des recettes d'animations.

pour les

*Les missions sodiales comprennent les activites liges
Al'établissement de soins Yolaine de Kepper gul ont été financées
par des fonds publics, donc par des ressources nonissues

de la genérosité publigue. Hors ces activités, la part des missions
sodales s'eléve 2 77%. Pour mémoire, l'engagement pris lors
duTeléthon 2018 était de Bose.

Ligne directe donateurs

0 825 07 90 95 ey - g .
prix oppel Pour plus d'informations liées a ces chiffres clés,
consultez le rapport annuel et financier 2019 de 'AFM-Telethon
Les organisateurs d'animations Téléthon remettent Is totaiite des recettes issues disponible sur www.afm-telethon. fr ou sur simple demande.
de s collecte nette des frais engageés. en s'efforgant de limiter 310% ces frais ¢ organisation

LA LIGNE DU DON

FAITES wxwmw 3637

dudonversé service gratuit + prix appel
U N D N estdéductible
- de vos impéts 2020

dans la limite de 20 % LE DON EN LIGNE

LES 4 ET 5 DECEMBRE  durevenuimposable. TE LETH ON FR

ET POUR TOUT SAVOIR SUR LE TELETHON 2020 :
WWW.TELETHON2020.FR

8000


https://www.afm-telethon.fr/sites/default/files/flipbooks/master_online_afm_ra2019_26-06/index.html#page=1
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