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Un soir de décembre 1987, des malades, des

familles décident de changer leur destin, de

changer la médecine qui détournait le

regard de leurs maladies, en donnant

naissance au Téléthon qui allait séduire des

millions de Francais. 35 ans plus tard nous,

parents, chercheurs ou malades, nous

pouvons étre fiers de cette mobilisation

sans faille, qui nous a permis de passer de

I'ere des grandes découvertes a celle des

thérapies innovantes. De nombreux

meédicaments de thérapie génique

actuellement sur le marché sont issus de

recherches ou de technologies initiées ou

soutenues par 'AFM-Téléthon.

Le Téléthon a changé la vie des malades. lls

bénéficient aujourd’hui de diagnostics, de

parcours de soins adaptés, d'une meilleure

gualité de vie et, pour certains, de premiers

traitements.

Le Téléthon a changé 'histoire de la médecine. 35 ans aprés le premier Téléthon, nous voyons nos
recherches inspirer des solutions thérapeutiques pour des maladies trés répandues. Tout le
monde profite de nos avancées. Le Téléthon va encore tout changer. Nos victoires annoncent des
progres spectaculaires. Nous avons impulsé, innové, maintenant, il nous faut accélérer. Grace a
VOus, nous pourrons dire a de nouveaux parents : “Nous avons un traitement pour votre enfant.”
Merci a vous qui avez rendu possible cette aventure unique gqu'est le Téléthon. Votre mobilisation
nous a donné les moyens d'inventer une nouvelle médecine. Merci a vous qui nous avez permis de
tout changer et nous donnez les moyens de continuer a tout changer de plus en plus vite !

Laurence Tiennot-Herment
PRESIDENTE DE L'AFM-TELETHON
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Le Télothon a tout change

lls s'appellent Victoire, Jules, Hyacinthe, Thibault ou Augustin... Leurs histoires
incarnent 30 ans de recherche de qualité, d'une mobilisation exceptionnelle,
de progrés spectaculaires, portés par I'AFM-Téléthon, grace au Téléthon.

Victoire, 2 ans, atteinte d'amyotrophie spinale:

« 12 mars 2020.... Le jour ou ma vie a basculé.... le jour ou nous avons appris
la maladie de notre petite Victoire. J'étais completement chamboulée, je
n'entendais plus rien... Sauf que mon béebé risquait de mourir dans les
deux premiéres années de sa vie. Aujourd’hui, grace a la thérapie génique,
Victoire traitée en mars 2020, arrive a s'asseoir, tenir sa téte, léve les bras,
g mange a la cuillere toute seule! Elle tient méme debout sans l'aide de
]STéléth‘u q personne ! » Laetitia, la maman de Victoire, Laventie (62)

At o bttty
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Hyacinthe, 3 ans, atteint d'amyotrophie spinale:

« Moins de 2 mois apres avoir été diagnostique, la thérapie génique a offert a
Hyacinthe une porte de sortie pour qu'il survive. Aujourd’hui, notre fils a fait
beaucoup de progres . il peut attraper ses jouets et les tenir, il peut méme
jeter son assiette par terre avec la purée de brocolis qui va avec ! » Mathilde,
la maman de Hyacinthe, Dijon (21)

L’histoire de cette famille originaire de Djjon est a découvrir ci-aprés !

Augustin, 2 ans et 1, atteint d'amyotrophie spinale :

« Aujourd’hui, Augustin vit. Il progresse tous les jours alors qu'il ne
devrait plus étre ici. On a une vie de famille, on profite de chagque
instant grace a la thérapie génique et c'est ce qu’'on souhaite pour
tous les parents ! “Guillaume, le papa d'Augustin, Chaudefons-sur-
Layon (49)

Serge Braun, directeur scientifique de I'AFM-Téléthon :

« Avantjallais a des enterrements, aujourd’hui je suis invité a des anniversaires.
Gréce a la recherche initiée par le Téléthon il y a 30 ans, la thérapie genique est
devenue un médicament pour des maladies rares du systeme immunitaire, de
/a vision, du muscle, du sang... on est en train de le faire aussi pour des maladies
adu muscle, du foie. Beaucoup de maladies qui vont pouvoir bénéficier de ces
nouvelles théerapies, pas seulement des maladies généetiques. »




Jules, 5 ans, atteint de myopathie myotubulaire

A la naissance, Jules n'ouvrait pas les yeux, il bougeait tres peu ses
membres et n'avait pas la force de respirer seul. Mais depuis la thérapie
génique, Jules acquiert, jour aprés jour, des forces, jusqu'a méme faire ses
premiers pas.

« On narrive pas a trouver les mots. Je ne sais pas si vous vous rendez
compte a quel point ce médicament a pu changer nos vies.

Aujourd’hui, I'évolution de notre fils est extraordinaire. Alors

qu'il respirait avec l'aide d’'une machine 24h/24, il respire

seul, il mange seul, parle sans sarréter. Alors qu'il ne se

rendait méme pas compte qu’il avait des jambes ni a quoi

elles servaient, il vient de faire ses premiers pas ». Anais la
maman de Jules, Janzé (35)

Ce médicament de thérapie génique a été développé par Ana Buj-Bello, a
Généthon. « Les résultats de cet essai dans lequel Jules a été inclus, montrent
la qualité des travaux développés par notre laboratoire Généthon et
particuliererment ceux d’Ana Buj-Bello, et son équipe, qui a consacreé pres de
10 ans a la mise au point de ce candidat-médicament. Aujourd’hui, je pense
aux familles dont le destin a déja changé et a celles dont le destin changera,
demain, grice a cette thérapeutique innovante ». Frédéric Revah, directeur
général de Généthon

« C'est un moment vraiment extraordinaire. Jai travaillé sur

cette maladie pendant 20 ans, sans reldche, des premieres
preuves de concept a la mise au point de cette thérapie génique. C'est
extrémement émouvant de voir ces enfants qui n'avaient aucune force,
respirer seuls, s'asseoir, jouer et méme marcher, en aussi peu de temps,
apres une seule injection de ce vecteur-méedicament. Je suis tres emue et
tres fiere que les travaux de mon equipe soient aujourd’hui une réalité
thérapeutique pour ces enfants.» Ana Buj-Bello, Responsable du
laboratoire myopathies congénitales de Généthon.




En Normandie, des familles
dont la vie a changé témoignent

Pour Chloé et Mary, le Téléthon a tout change

Chloé, 23 ans, est atteinte d’amyotrophie spinale, une maladie qui affaiblit ses
muscles. Elle vit au Havre (76).

Chloé est une jeune fille gaie, battante et pleine d'énergie. Etudiante, elle poursuit une
licence en alternance dans le monde des ressources humaines. C'est en 2006, aprées de
longues années d'incertitudes que le diagnostic d'amyotrophie spinale, une maladie rare
qui la prive de force, lui est annoncé. En janvier 2021, elle bénéficie d'un médicament qui
permet de stabiliser sa maladie. « Je suis persuadée que tot ou tard je gquérirai
compléetement, pour l'instant ce traitement permet stoppe la progression de ma maladie
et cela me permet de me penser a mon avenir de fagon plus sereine. Jai compléterment
confiance en la recherche, je sais que les chercheurs sont au travail » explique Chloé.

Mary, 27 ans est, elle aussi, atteinte d’amyotrophie spinale. Elle vit en Seine-

Maritime.
Comme Chloé, Marie incarne les victoires du Téléthon. En effet, depuis quelques mois, elle
bénéficie d'un médicament qui stabilise sa maladie. « Apres 26 ans d'attente, je

commence enfin un traitement pour ma maladie. Je veux remercier les gens qui se
mobilisent, les chercheurs qui se sont battus aussi. Merci de m’avoir donné cette
opportunité ! C'est /la lere fois que je vais a I'hdpital et ou je suis heureuse d’y aller ! »

Zoom sur un traitement révolutionnaire de thérapie génique:
I le role de 'AFM-Téléthon et de son laboratoire Généthon I
|
m Depuis deux ans maintenant, un médicament de
thérapie génique est disponible pour traiter la forme la I
I plus grave de [I'amyotrophie spinale. Issu de
technologies développées a Généthon, ce traitement =
B est une véritable révolution médicale pour les enfants
qui retrouvent des forces alors que leur espérance de I
I vie ne devait pas dépasser deux ans.

=  Pour en savoir plus : https://bit.ly/3z6DE4E
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Focug : Qu'est-ce que I’Amyotrophie Spinale
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'age de deux
ans. Elle touche un nouveau-né sur 6 000, et en France on estime entre 80 et 100 naissance

par an.



https://bit.ly/3z6DE4E

Le Teléethon peut tout changer

Pour Pierre, Adrien, Marine ou Nathan comme pour les nombreux malades
encore en attente de diagnostic ou de traitement, le Téléthon peut tout
changer.

Des avancées_prometteuses :

= Dans le domaine de la vision

Adrien, 40 ans, atteint de rétinite pigmentaire, Nantes (44) « Je veux
absolument participer a la recherche et je fais partie de ces pionniers
qui s'engagent dans des essais cliniques, méme si participer a cet essal
ne me guérira pas. Mais je sais aussi que je fais avancer la science pour
tous les petits gars de 17 ans qui sont atteints de la méme maladie et
vont peut-étre pouvoir eviter les péripéties de vie par lesquelles je suis
passe »,

Christelle Monville, chercheuse a I-Stem : « Nous avons créé, en collaboration
avec des chercheurs de l'Institut de la Vision, un « patch cellulaire » pour traiter
certaines formes de retinites pigmentaires. Greffé sous la rétine, ce patch a
permis de restaurer la vision de rats modeéles de la maladie. Fort de ces
résultats, nous avons demarré, en 2019, le premier essai clinique qui inclura et
traitera 12 patients au total. »

Serge Braun, directeur scientifique de I'AFM-Téléthon

« Le patch de théerapie cellulaire développé a I-Stem, pour certaines formes
de rétinites pigmentaires, est porteur d'espoir pour toutes les maladies de /la
vision. »

l-'ocus: Les innovations thérapeutiques pour les
maladies rares bénéficient aux maladies fréquentes. Des
maladies rares du systéme immunitaire certains cancers,
des rétinites pigmentaires a la dégénérescence
maculaire liee a l'age (DMLA), c'est une véritable
révolution qui bouleverse la médecine toute entiére.




= Dans le domaine du diagnostic

Nathan 10 ans, le défi du diagnostic, Dourdan (91)

« Enfin, nous ne sommes pas loin de mettre un nom sur /la maladie de
Nathan. Tout ¢a a pu se mettre en place grace au Téléthon.
Aujourd’hui, pour nous, le Télethon peut tout changer; on croit fort a
la possibilité d'un traitement dans quelques années » Rebecca,
maman de Nathan.

Comme Nathan, de nombreux malades en attente de diagnostic sont accueillis
dans le service de Génétique Médicale de la Timone. L'hopital fait partie des
quelques établissements qui dispose d'un séquenceur haut débit et leur
permet d'avoir un accés a un diagnostic souvent aprés de longues années
d'attente. « La génétique a fait des progres considérables. Ce que /'on ne savait
pas faire il y a 10 ans, aujourd’hui on sait le faire et des enfants comme Nathan
vont pouvoir enfin mettre un nom sur leur maladie apres des années de doute
et d’'errance. Les progres réalisés dans des premieres maladies rares ouvrent la
porte au traitement d'autres maladies rares ». Nicolas Levy dirige le service de
Génétique Médicale a I'hopital de la Timone a Marseille.

= Dans le domaine des maladies rares du muscle

Pierre, 15 ans, atteint de myopathie des ceintures liée au géne FKRP, Auchy-
les-Mines (62) « Face a /'évolution de la maladie de notre fils, il est urgent que
la recherche aille vite. C'est une course au quotidien pour que la maladie
recule. Il y a des pistes sérieuses, maintenant, il faut donner du carburant a
la recherche pour avancer plus vite que la maladie. C'est sdr, le Téléthon
peut tout changer ». Le papa de Pierre

a

Marine, 21 ans, atteinte de myopathie FKRP, Strasbourg (67), participe a I'étude
d’histoire naturelle menée en paralléle de l'essai clinique en préparation. « Je suis
tellement heureuse d'avoir intégreé cette étude d’histoire naturelle. Je me sens utile
car concretement, jaide les chercheurs a obtenir des données de base sur
l'évolution de la maladie ce qui permet d'avoir des points de comparaison lorsque
l'essai debutera ».

Isabelle Richard et son équipe de Généthon travaillent, depuis plus de 20 ans, sur les
myopathies des ceintures. Elle a mis au point une thérapie
géniqgue pour la dystrophie musculaire des ceintures liée a FKRP.
Un essai qui consiste a apporter le gene FKRP fonctionnel grace
a un vecteur-médicament, devrait démarrer en 2022 chez 15
malades. En paralléle, une étude d'histoire naturelle de la
maladie, étude qui permet de recueillir les caractéristiques de
bases de la maladie et d'obtenir des données sur I'évolution de
cette maladie — est en cours. « Changer la vie des malades tels
que Marine ou Pierre, avoir un impact sur la maladie, faire évoluer
la médecine sont les objectifs de mes recherches. »



Thérapie génique, thérapie cellulaire... des médicaments innovants nés dans les laboratoires
du Téléthon - Généthon pour la thérapie génique, I-Stem pour la thérapie cellulaire - arrivent
aujourd’hui chez les malades. L'’AFM-Téléthon propose deux journées d'immersion et de
découvertes pour suivre de prés le chemin du médicament et voir concrétement comment
sont utilisés les dons du Téléthon.

)) Jeudi 18 novembre - 10h - 14h - Visite de Généthon (Evry)

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 génes responsables des maladies rares, puis de la thérapie génique, c’est dans ses laboratoires qu’a été concue la technologie
utilisée dans le développement du premier médicament de thérapie génique disponible pour une maladie neuromusculaire : 'amyotrophie
spinale. C’est également a Généthon qu’a été développé le médicament de thérapie génique pour la myopathie myotubulaire dont les effets
chez les bébés traités sont spectaculaires.

)) Jeudi 25 novembre - 9h30 - 17h - Visite d'lI-Stem (Evry)
I-stem, la laboratoire dédié a I’étude des cellules souches, a deux actualités fortes :
-Un patch cellulaire pour réparer la rétine : Christelle Monville, chercheuse a I-Stem, se consacre au développement de médicament de
thérapie cellulaire pour les maladies de la rétine. Elle a congu, a partir de cellules souches, un « patch » qui, greffé sous la rétine, pourraient
restaurer la vision des malades atteins de rétinite pigmentaire. L’essai clinique, qui a débuté fin 2019, a inclus 12 patients. Ce traitement
prometteur pourrait a terme, également permettre de soigner une forme de dégénérescence maculaire liée a ’dge qui concerne plus de 1,5
million de personnes.
-Reconstruire de la peau en 3D grace a la thérapie cellulaire : L’équipe de Christine Baldeschi, chercheuse a ISTEM, est parvenue a produire des
cellules de la peau a partir de cellules souches pour traiter les patients atteints de drépanocytose, une maladie rare du sang qui génére des
ulceres graves. Ce « pansement » innovant sera greffé sur les lésions d’une quarantaine patients atteints dans le cadre d’un essai qui devrait
démarrer en 2022/2023. Par ailleurs, fort de cette avancée, I-Stem se lance dans un nouveau projet, en partenariat avec Uentreprise Urgo qui
vise a développer une nouvelle solution de cicatrisation pour les plaies dites sévéres, en créant une peau artificielle pour traiter notamment
des patients atteints d’ulcéres dus au diabéte ou les grands briilés.

Renseignements et inscriptions:

Ellia Foucard-Tiab : 01.69.47.25.64 efoucardtiab@afm-telethon.fr
Compte tenu du contexte le passe sanitaire sera demandé pour la visite des laboratoires
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L'AFM-TELETHON

DANS VOTRE
REGION




Développer des
thérapies innovantes
pour gueérir

En 2021, TAFM-Téléthon soutient 40 essais chez 'nomme en cours ou en préparation dans
32 maladies différentes dont 16 maladies neuromusculaires et 16 autres maladies rares
(vision, sang, cerveau, peau, foie...).

. Opeération 1000 chercheurs dang Ceg
écoleg ]

I Tenez-vous préts! Du 8 novembre au 3 décembre 2021, les |
= chercheurs du Téléthon débarquent dans les classes de colleges et lycées de Normandie.

Pour sa neuvieme édition, les experts scientifiques soutenus par 'AFM-Téléthon sont dans I
" les starting-blocks pour rencontrer, entre le 8 novembre et le 3 décembre, les jeunes .
| collégiens et lycéens dans votre région. Qu'est-ce que la thérapie génique et cellulaire ? A I

quoi sert la recherche biomédicale ? Comment fonctionne une cellule souche ? Quelles

sont les derniéres innovations thérapeutiques ? L'occasion de découvrir les différents .

meétiers de la recherche, le quotidien d'un chercheur et de leur donner les clés pour I

= comprendre la révolution médicale en cours.

| =

Leg congullationsg pluridigciplinaires

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 ainsi d'un suivi
complet et personnalisé. Ces consultations ont été
mises en place sous I'impulsion de 'AFM-Téléthon,
pour assurer aux malades neuromusculaires la
meilleure prise en charge possible.

En 2021, 49 consultations bénéficient du
soutien de I'Association qui a engagé 2,7
millions d’euros pour financer des postes de
psychologues, secrétaires, médecins,
ergothérapeutes dans ces consultations
indispensables aux malades.


https://www.youtube.com/watch?v=orfT4kUxLmI&feature=youtu.be

En Normandie, I’TAFM-Téléthon soutient 4 consultations pluridisciplinaires :

- Caen (14) : Centre Hospitalier Universitaire (CHU), consultations adultes et enfants,
- Rouen (76) : Centre Hospitalier Universitaire (CHU), consultations adultes et enfants.

Accompagner les malades
et les familles au quotidien

Parce que les maladies neuromusculaires sont des maladies évolutives et invalidantes,
'AFM-Téléthon a mis en place, dés 1988, un modele d'accompagnement pour proposer de
nouvelles solutions aux problémes posés par la maladie. La mission de 'AFM-Téléthon
aupres des malades se décline autour d'une ambition : permettre a chacun de réaliser son
projet de vie.

16  Services régionaux regroupent 172
professionnels, notamment les Référents
Parcours de Santé (RPS) qui accompagnent les
malades et leur famille au quotidien. Parcours
de soins (suivi médical, paramédical,
information sur la recherche, les essais cliniques,
les traitements..), compensation et la vie
guotidienne (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 'AFM-Téléthon soutiennent
aujourd’hui plus de 16 000 familles dans leur
parcours de santé. https://www.afm-
telethon.fr/services-regionaux-1082
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246 COMMUNES MOBILISEES 325 ANIMATIONS

1 ANTENNES DE COORDINATIONS 10 BENEVOLES

3 714 017 EUROS COLLECTES EN 2020







Les 3 et 4 décembre prochain, I'édition du
Téléthon 2021 sera placée sous le signe de la
lumiére! Marches aux flambeaux, tournois
sportifs dans le noir, light painting mais aussi
repas de chefs étoilés, vente de bougies, ou
encore organisation d’activités pour produire
de I'énergie et éclairer un biatiment ou une
animation... Des idées brillantes et variées
pour mettre en lumiére le Téléthon 2021!

Si le Téléthon est traditionnellement présent dans plus de 10 000 communes partout en
France, I'édition 2021 mettra en lumiére 8 villes dont l'initiale est I'une des lettres du mot
T.E.LE-T.H.O.N. Lettres de feu ou en bougies, light painting, projection, défi “tour” (fenétres
allumées), chaine humaine lumineuse ou autre challenge.. C'est sous les feux des
projecteurs de France Télévisions que ces villes se lanceront un défi permettant d'éclairer
cette lettre initiale. Autant de défis brillants a découvrir les 3 et 4 décembre en direct.

Pour retrouver toutes les animations prés de chez vous : telethon2021.fr

Organiser une animation au 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
5

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

Alors, pourquoi pas vous ?! Rejoignez la Team Téléthon sur Telethon2021 et organisez un
défi #lumineux ? Kévin du Téléthon va méme mettre des... idées dans vos envies

Suivez le guide avec le tuto de Kevin et faites-le
9 plein d'idées d'animations lumineuses


file://///filer/data/ComExterne/PRESSE/ACTIVITES%202021/TELETHON%202021/DP%20REG/Le%20plein%20d’idées%20brillantes%20pour%20le%20Téléthon%202021%20|%20AFM-Téléthon%20(afm-telethon.fr)

Aprés une édition 2020 totalement inédite, focus sur la parole des bénévoles de
votre région déja mobilisés pour le Téléthon 2021.

Jean-Paul Guinefoleau, Coordinateur du Calvados
« Je tiens a remercier tous les organisateurs du Téléthon 2020 car ils ont essayeé de faire le

maximum pour se mobiliser et faire du Téléthon, un succes. Je compte sur vous pour ce
Téléthon 20271 ! »,

Emmanuel Letellier, Coordinateur de 'ORNE Ouest

« Le Télethon a dans son ADN de relever les défis les plus fous, alors relevons celui de faire
vivre a fond le Télethon 20271 ! »

Georges Salinas, Coordinateur de la Seine-Maritime Est

« Avec les organisateurs du Téléthon 2020, nous sommes déja préts a nous lancer dans le
Téléthon 2021 ! »,

Chaque ler week-end de décembre, le Téléthon vit partout en France,
grace a 'engagement des bénévoles qui coordonnent, développent et
féderent les nombreuses animations locales. Journalistes, les
coordinateurs Téléthon répondent a vos questions sur la mobilisation locale
avant, pendant et au lendemain du Téléthon ! N'hésitez pas a les contacter.
CALVADOS (14)
Jean-Paul GUINEFOLEAU : 06 88 14 14 39

EURE (27)
Claudine TONON : 06 12 38 4110

MANCHE (50)
Service de presse : 01 69 47 25 64

ORNE (67)
Orne Est : Francois BEAUDOUIN :
06 07502473
Orne Ouest : Emmanuel LETELLIER : 06 60 87 97 43

SEINE-MARITIME (76)
Seine-Maritime Est :
Georges SALINAS : 06 62 54 58 39
Seine-Maritime Ouest :
Jacky DEHAIS : 06 67 28 48 02



Tout savoir sur I'action et les comptes de 'AFM-Téléthon,
consultez son rapport annuel 2020 ici

Dés le premier Téléthon, 'AFM-Téléthon s'est engagée a rendre compte de |'utilisation des
dons et de ses actions en toute transparence. L'AFM-Téléthon est I'une des associations les
plus contrélées. Les comptes sont rendus publics chaque année. lls sont accessibles sur
internet et diffusés largement.

POUR TOUT SAVOIR SUR LE TELETHON 2021 :
WWW.TELETHON2021.FR

Presse AFM-Téléthon :
Ellia Foucard-Tiab : efoucardtiab@afm-telethon.fr
0169 47 25 64
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