


DE UAFM-TELETHON
SONT CELLES DE

MALADES ET DE PARENTS
DETERMINES
A TOUT FAIRE
POUR VAINCRE

POUR FAIRE
SES CHOIX

Depuis sa création,

I’AFM-Téléthon met

tout en ceuvre pour
accomplir sa volonté
et sa conviction que la
guérison est possible.

LA MALADIE

POUR RENDRE
COMPTE

Plus qu’une exigence,
la transparence est une
éthique : dés le premier

Téléthon, 'Association
s’est engagée a rendre

compte fidelement
a ses donateurs de
I'utilisation des dons.

CONTRE
L'OUBLI
& LIGNORANCE

Valeur fondatrice
de 'AFM-Téléthon,
c’est la révolte de parents
qui refusent la fatalité
et la résignation.

POUR
REUSSIR

Cest la régle d'or
que 'AFM-Téléthon
s’est imposée pour

atteindre ses objectifs,
parce qu’elle ceuvre
dans des domaines

complexes et avec des
ressources limitées.
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Un objectif qui n'a pas changé:

malades et parents de malades engagés
dans le combat contre des maladies
génétiques rares qui fuent muscle aprés
muscle, les maladies neuromusculaires.

qui privilégie 'audace et I'innovation
au bénéfice de I'ensemble des maladies rares
et des personnes en situation de handicap.

uniquement guidée par l'intérét des malades
et par I'urgence de la maladie évolutive.

TROIS MISSIONS

au coeur de

GUERIR AIDER

Réduire les situations de
handicap générées par la
maladie, c’est aider les malades
et les familles a réaliser leur
projet de vie, en attendant les
traitements. Dans cet objectif,
'AFM-Téléthon méne une lutte
sur tous les fronts, de 'accés
au diagnostic et a des soins
adaptés a 'accompagnement
de proximité, en privilégiant
la recherche de solutions
innovantes et la réponse
aux besoins des malades.

Guérir les maladies
neuromusculaires, des maladies
rares, évolutives, lourdement
invalidantes, c’est la mission
prioritaire de I’Association.
Pour atteindre son objectif,
’AFM-Téléthon a fait le choix de
mener une stratégie d’intérét
général qui bénéficie a I'ensemble
des maladies rares, voire au-dela.
L’Association crée et développe ainsi
des laboratoires et des outils qui
font progresser la compréhension
des maladies, la mise au point
de thérapies innovantes issues
de la connaissance des génes
et des cellules et leur application &
I’'hnomme. Ses principes d’action :
I'innovation et I'efficacité
thérapeutique.

COMMUNIQUER

Depuis toujours, la commu-
nication est considérée par
I’AFM-Téléthon comme un outil
indispensable et primordial au
service de son combat :
faire sortir de I'oubli les maladies
rares ; partager et expliquer
les avancées de la recherche
et les progres thérapeutiques ;
porter la parole des personnes
malades et mobiliser le plus
grand nombre pour faire
avancer son combat.
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DE AFM-TELETHON

WERAPIES DES 1,

INSTITUT DE MYOLOGIE g‘h
Centre de référence européen sur le O
muscle (soins, recherche, enseignement)

et ses plateformes pour les essais cliniques o
(I-Motion enfants et |-Motion adultes) &\

AFMTELETHON |

INNOVER POUR CUERIR

I-STEM

Laboratoire de recherche sur les cellules souches )
composé de malades et parents

our les maladies génétiques AR
P 9 q de malades bénévoles

GENETHON

Laboratoire expert de la thérapie génique
pour les maladies rares

S

u' « comité financier
z « conseil scientifique

Société a mission o |

créée par Généthon

pour le développement

de thérapies géniques

pour les myopathies

des ceintures

« Scientifique

» Actions médicales

« Actions familles

« Fonctions support

« Marketing et développement
des ressources

« Affaires publiques

+ Communication

» Collecte et mobilisation Téléthon
« Ressources humaines

H-MRB
créé en partenariat
avec Bpifrance

YPOSKESI

Plateforme industrielle
de bioproduction

GENOSAFE
Société de services
Evaluation et sécurité des produits
biothérapeutiques

AMPLEIA
Développement préclinique et clinique
de candidats-médicaments
dans les maladies rares

Un centre de conférences
pour le rayonnement
de Genopole® Evry
d’excellence
en génomique
et post-génomique

. AA
Entité créée et sous gouvernance o °, Entité créée et/ou soutenue
.

prédominante de ’AFM-Téléthon *+* par ’AFM-Téléthon

ORME Mg
Q\}«?:‘_.....-.-..L,‘ff’./e‘,
Ngts -

o
o
.

16 équipes de professionnels
en régions (services régionaux)

68 délégations départementales
composées de bénévoles concernés
par la maladie

9 groupes d’intéréts, des bénévoles
experts de leur maladie

Péle Yolaine de Kepper (maison
d’accueil spécialisée, la résidence
Gate-Argent, un concept innovant
d’habitat-services, les maisons
d’Etiolles et de La Hamonais,

VRF La Salamandre),

un appartement & Paris

VILLAGE REPIT
FAMILLES

147 équipes de
coordination bénévoles
qui développent DN
les animations
sur le terrain

Société de
production

oD
s‘sg\

Depuis sa création,
’AFM-Téléthon a créé

ou impulsé de nombreuses
structures au service

du combat contre la maladie.

Dans I'innovation thérapeutique

« ACADEMIQUES/INSTITUTIONNELS
+ ASSOCIATIFS
« INDUSTRIELS

« RESEAUX INTERNATIONAUX

Dans l'innovation sociale, médicale
et technologique

« INDUSTRIELS
« ASSOCIATIFS

« RESEAU DE CONSULTATIONS
PLURIDISCIPLINAIRES
Pour le Téléthon

« FRANCE TELEVISIONS,

« PLUS DE 90 PARTENAIRES NATIONAUX :
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Gudrir

Parce que les maladies neuromusculaires sont rares et, pour la majorité
d’entre elles, d’origine génétique, ’AFM-Téléthon méne une stratégie

d’intérét général qui s’appuie sur I'innovation et bénéficie a I'ensemble
des maladies rares. Sous son impulsion, une nouvelle médecine émerge
qui rayonne au-dela des maladies rares.

ACCELERER LA GUERISON
GRACE A UNE FORCE

DE FRAPPE UNIQUE

— LInstitut des biothérapies
des maladies rares: cet institut
rassemble trois laboratoires
a la pointe des thérapies
innovantes pour les maladies
rares que ’AFM-Téléthon a
créés: I'Institut de myologie,
Généthon et I-Stem. Au total,
plus de 600 experts mobilisés
pour accélérer la mise &
disposition des traitements
pour les malades.

— La Fondation maladies
rares: ’AFM-Téléthon est
membre fondateur et le
principal financeur de cette
fondation de coopération
scientifique, dont l'objectif est
de fédérer les compétences et

créer des synergies favorisant
I’émergence de thérapeutiques.
Depuis sa création, elle a
financé plus de 400 projets de
recherche.

— Imagine : 'AFM-Téléthon
est membre fondateur de
I'Institut Imagine, pdle de
recherche et de soins au coeur
de I'hépital Necker-Enfants
malades. Son objectif: trouver
et appliquer au plus vite

des solutions diagnostiques

et thérapeutiques pour

les maladies génétiques
pédiatriques.

— Le fonds d’amorgage

« Biothérapies innovantes
maladies rares », créé avec
Bpifrance. Ce fonds finance

& un stade trés précoce

des jeunes entreprises qui

Jm—

développent des innovations
thérapeutiques pour les
maladies rares. Sept startups
ont bénéficié du soutien du
fonds depuis sa création.

FAIRE EMERGER LES
BIOTHERAPIES INNOVANTES
AU BENEFICE DU PLUS GRAND
NOMBRE

— Soutien & 41 essais
thérapeutiques, en cours

ou en préparation, pour

32 maladies différentes.

Ces essais concernent des
maladies rares du muscle, du
cerveau, du foie, du systéeme
immunitaire, du sang, de

la vision, de la peau... et
s’appuient en grande partie sur
des biothérapies innovantes:
thérapie génique ou cellulaire,
pharmacogénétique, cellules
souches... Pour ’AFM-Téléthon,
il s'agit de démontrer la
faisabilité et I'efficacité de

ces thérapeutiques pour les
maladies neuromusculaires
mais aussi pour des maladies
génétiques rares, modeles

de pathologies plus fréquentes
(maladies rares de la peau, du
sang, du cerveau, de la vision,
du foie...).

— Création par '’AFM-Téléthon
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et Bpifrance d’YposKesi,
plateforme industrielle
dédiée a la production de
médicaments de thérapie
génique renforcée par l'arrivée,
en mars 2021, d’un partenaire
industriel international, le
groupe SK. Objectif: disposer
sur le territoire frangais de
capacités de bioproduction
pour répondre aux besoins
générés par la multiplication
des projets et traitements de
thérapie génique et accélérer
le bond technologique
nécessaire dans ce domaine.
— Soutien au développement
d’outils et de plateformes
pour faciliter la mise en place
des essais: bases de données
rassemblant les informations
génétiques et cliniques

sur les malades, centres
d’investigation clinique...

SOUTENIR LA RECHERCHE
FONDAMENTALE COMME

LE DEVELOPPEMENT

DES THERAPIES INNOVANTES
— Soutien a plus de

200 programmes scientifiques
et jeunes chercheurs, parmi
lesquels 28 programmes et
poles stratégiques (Transla-
muscle & Créteil, MoThard a
Marseille, MyoNeurALP2 en

région Auvergne-Rhone-Alpes).

— Soutien a des associations
partenaires pour des projets
de biothérapies innovantes
financés dans le cadre de leurs
appels d’offres respectifs. En
2022, 'Association a soutenu
sept projets : deux pour
Vaincre la Mucoviscidose,

un pour Retina France, deux
pour Vaincre les maladies
lysosomales et deux pour
'IFCAH (Fonds de dotation de
recherche sur I'hyperplasie
congénitale des surrénales).

IMPULSER

LES COLLABORATIONS
INTERNATIONALES

— Participation au réseau

de référence européen des
maladies neuromusculaires,
Euro-NMD, qui réunit plus de
80 centres de référence de

25 pays européens, dont 10 en
France, parmi lesquels I'Institut
de myologie. LAFM-Téléthon
fait partie des associations de
patients représentées au sein
de la gouvernance du réseau.
— Participation aux réseaux
de recherche internationaux:
IRDIRC (International Rare
Diseases Research Consortium),
lancé par la Commission
européenne et le NIH (National
Institutes of Health/USA) pour
favoriser le développement des
thérapies et outils de diagnostic
pour les maladies rares;
programme EJP-RD (European

Joint Programme

on Rare Diseases), un
programme dédié a la
recherche, financé par I'Union
européenne; ENMC (centre
neuromusculaire européen),
un réseau international de
chercheurs et de cliniciens
pour faciliter la recherche de
traitements et améliorer les
standards de soins ; COST
Exon-skip, réseau dédié aux
développement de thérapies
par saut d’exon ;

— Partenariats associatifs
internationaux: ’AFM-Téléthon
développe des collaborations
de recherche avec SMA-
Europe (amyotrophie spinale),
I'Alliance Collagene VI,
(dystrophies musculaires
congénitales avec déficit en
collagéne VI) et Cure CMD
(dystrophies musculaires
congénitales).

DANS LA DUREE

a venir.

LA THERAPIE GENIQUE EFFICACE

En janvier 2022, la publication des résultats de I'essai clinique
de phase I/l chez des patients atteints du syndrome de
Wiskott-Aldrich, mené par Généthon, confirme l'efficacité

et la sécurité a long terme de la thérapie génique pour ce
déficit immunitaire rare et sévére. Elle a permis de corriger
les principaux symptémes de la maladie. Ce maintien de
I'efficacité de la thérapie génique a long terme, observé dans
d’autres déficits immunitaires, semble également confirmé
dans d’autres maladies aux mécanismes trés différents,
comme le prouvent les résultats publiés début 2023 d’une
étude de suivi a long terme (plus de sept ans) des enfants
atteints d’‘amyotrophie spinale ayant bénéficié d’une thérapie
génique. A l'origine de ces deux innovations thérapeutiques,
Généthon confirme son réle de leader international de la
thérapie génique dans les maladies rares. Le laboratoire de
I’AFM-Téléthon est aujourd’hui impliqué dans 13 essais en
cours a travers le monde et en prépare 7 pour les trois ans
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AMELIORER LE PARCOURS

DE SOINS

— Soutien au réseau

de consultations spécialisées
et centres de référence, dans
toute la France, qui permettent
aux malades de rencontrer tous
les spécialistes en un méme
lieu. En 2022, 'AFM-Téléthon

a soutenu 49 consultations
pluridisciplinaires.

— Participation a la filiere

de santé des maladies
neuromusculaires, Filnemus,
qui fédére au niveau national
les différents acteurs impliqués
dans la recherche, le
diagnostic, les soins et la prise
en charge des malades.

— Animation de groupes

de travail thématiques
(respiration, cardiologie,
pneumologie, prise en charge
de la douleur, orthopédie...).
Objectif : faire évoluer,
harmoniser les pratiques de
soins et améliorer la prise

en charge des maladies
neuromusculaires.

— Al’étranger, soutien & des
associations contribuant a
faciliter 'accés des malades a
une prise en charge adaptée:
Fondation internationale Tierno
et Mariam (FITIMA) au Burkina

Faso et en Guinée Conakry,
projet ROAMY (Réseau Ouest
Africain de prise en charge des
Myopathies) et ALAN-Maladies
rares au Luxembourg.

ACCOMPAGNER LES MALADES
ET LEURS FAMILLES

— Les délégations
départementales: composées
de bénévoles concernés par

la maladie, elles représentent
I’Association et portent les
revendications des malades
aupres des instances locales.
Elles assurent une grande
proximité avec les familles

et interviennent dans
I'information, la prévention,

la lutte contre l'isolement et
I'acces aux droits.

— Les groupes d’intérét: des
malades et familles, experts
d’une méme maladie, se
mobilisent, pour accompagner
les autres malades et pour
contribuer & faire progresser
la recherche, le diagnostic

et les soins en lien avec les
scientifiques et les médecins.
— Les Services régionaux:

des professionnels, au sein

de 16 Services régionaux en
France, accompagnent les
personnes dans I'élaboration et

la mise en ceuvre de leur projet
de vie & toutes les étapes de

la maladie : diagnostic, soins,
scolarité, emploi, recherche
d’aide technique ou humaine...
Les Référents parcours de
santé assurent l'interface
entre la famille et les différents
professionnels (consultations
neuromusculaires, soignants
de proximité, MDPH,
établissements scolaires...) et
sont les garants d’une réponse
adaptée aux spécificités des
maladies neuromusculaires.
En 2022, 7 877 malades et leur
famille ont été accompagnés
par les Services régionaux.

— Une ligne téléphonique
dédiée a l'accueil des familles
(écoute, réponse, orientation)
24 heures sur 24 et 7 jours sur 7.
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IMPULSER L'INNOVATION
SOCIALE ET TECHNOLOGIQUE
— Choisir son lieu de vie::
création d’une Maison d’accueil
spécialisée (MAS) avec soins
renforcés a Saint-Georges-
sur-Loire (49) et d’une structure
d’habitat-services a Angers
qui assure une permanence de
sécurité 24 h/24 et 7 j/7 pour
des personnes en situation de
grande dépendance, habitant
dans un ensemble HLM
classique.

— Soutien aux aidants
familiaux: création de

Villages Répit Familles qui
permettent aux familles de se
ressourcer en s‘appuyant sur
des équipes expertes dans la
prise en charge de la grande
dépendance, a Saint-Georges-
sur-Loire (49) et aux Coteaux
du Lizon (39).

— Favoriser 'autonomie

grace a l'innovation
technologique : information

et accompagnement dans

le choix de solutions de
compensation technique
(aides techniques, domotique,
technologies de I'information
et de la communication),
collaboration avec des
chercheurs et des industriels
pour le développement
d’aides techniques répondant
aux besoins des familles,
observatoire des pannes et
litiges, prét temporaire de
matériel de déplacement...

— Mise en ceuvre d’un plan
d’action pour la compensation
du membre supérieur avec
notamment la création de
consultations dédiées a Paris,
Bordeaux, Marseille, Clermont-
Ferrand pour permettre aux
malades de bénéficier d’une
aide technique adaptée a leurs
besoins.

PORTER LA VOIX

DES MALADES

— Rendre effective la
citoyenneté des personnes

en situation de handicap et
confirmer les acquis de la

loi du 11 février 2005. LAFM-
Téléthon fait valoir les droits
des malades aupres des
pouvoirs publics et instances
nationales et locales. Elle
soutient les familles dans leurs
démarches individuelles.

— Défendre 'accés des
malades aux traitements

et au diagnostic. Suite a la
révision de la loi de bioéthique
permettant un dépistage
génétique & la naissance,
’AFM-Téléthon a poursuivi son
action en faveur de I'extension
du dépistage néonatal

& I'amyotrophie spinale :

elle a déployé en 2022 une
expérimentation dans deux
régions, Grand Est et Nouvelle-
Aquitaine. LAssociation s’est
également mobilisée pour
défendre l'accés des patients a
certains traitements (en accés
précoce ou pour contribuer &

leur disponibilité pour ceux déja
commercialisés).

— Impulser et pérenniser une
politique nationale pour les
maladies rares. LAFM-Téléthon
a contribué & I'élaboration

des Plans nationaux reconnus
comme de véritables

modeéles par I'Europe. Centre
de ressources unique, la
Plateforme maladies rares,
dont 'AFM-Téléthon est le
principal financeur, regroupe
les principaux acteurs frangais
et européens de la lutte contre
les maladies rares: Alliance
Maladies Rares, collectif
frangais de 240 associations de
malades; Eurordis, fédération
européenne qui rassemble
1000 associations de malades
de 74 pays; Orphanet, portail
de référence sur le web pour
les maladies rares et les
médicaments orphelins (Inserm);
Maladies rares info services,
service d'information destiné
aux professionnels de santé

et aux personnes concernées;
la Fondation maladies rares
(cf. page 6).

PARTAGER ET DIFFUSER LES SAVOIRS

Inscrite dans les statuts de I"Association, la communication
contribue a diffuser les connaissances liées aux avancées de
la recherche auprés des familles et des professionnels mais
aussi du grand public en éditant de nombreuses publications.

LAFM-Téléthon accueille tout au long de I'année des visiteurs
au sein des laboratoires qu’elle finance. Elle organise
également l'opération « 1000 chercheurs dans les écoles » qui
permet aux éléves de collége ou lycée de rencontrer dans leur
classe des scientifiques et mieux comprendre les derniéres
avancées de la recherche. Cette opération a fété ses dix ans
en 2022 : 372 000 éleves ont pu en bénéficié.
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DES COMPTES DETAILLES

ET ACCESSIBLES ATOUS

Les comptes de 'AFM-Téléthon
(bilan, compte de résultat,
CROD, CER, éléments de
patrimoine immobilier, politique
salariale...) sont rendus

publics chaque année. lls sont
accessibles sur internet et
diffusés largement. Lexigence de
transparence de I’Association se
traduit également par la réponse
aux questions individuelles des
donateurs gréce a une ligne
téléphonique qui leur est dédiée,
la ligne directe donateurs.

CIKSSED 09 69 36 37 47

APPEL NON SURTAXE

DES CONTROLES PERMANENTS
Les comptes de I'Association sont
certifiés par un commissaire aux
comptes. Soucieuse d'utiliser
avec rigueur et efficacité les
fonds qui lui sont confiés,
'AFM-Téléthon s’est dotée de
nombreuses procédures de
contrdle internes et externes.
Depuis 2001, elle est certifiée

par un organisme indépendant,
le Bureau Veritas Certification™.
LAFM-Téléthon compte ainsi

parmi les associations les plus
contrélées, qu'il s'agisse de
contréles diligentés par I'Etat
(Cour des comptes a quatre
reprises) ou & son initiative
(Igas en 1989, Cabinet Arthur
Andersen en 2000, Bureau

Veritas Certification depuis 2001).

UNE STRATEGIE DE
VALORISATION AU BENEFICE
DES MALADES

Depuis de nombreuses années,
la stratégie de 'AFM-Téléthon en
matiére de recherche consiste

a financer des innovations
thérapeutiques, y compris par
le biais de collaborations avec
des partenaires privés. Pour ses
financements, que ce soit vers
le monde académique ou privé,
I'objectif premier de I’Association
est de s'assurer que les projets
prometteurs seront menés

& terme et aboutiront & des
médicaments mis & disposition
des malades, & un prix juste et
maitrisé, les rendant accessibles
& tous. Lenjeu secondaire est
de s‘assurer d’un juste retour

financier et que les médicaments

ou candidats-médicaments

issus de recherches qu'elle

a financées lui procurent

des revenus lorsqu'’ils sont
commercialisés, revenus qui sont
réinvestis dans les missions de
I’Association.

Les grands principes de cette
politique de valorisation ont été
définis en 2004 par le conseil
d’administration de
'AFM-Téléthon et sont mis en
oeuvre contractuellement.

82,1 M€ de missions
sociales ont été financées
en 2022 gréce ala
générosité du public,
dont:
- 80,2 M€ sous forme
d’emplois;
-1,9 M€ sous forme
d’investissements
et d’avances pour
la mission GUERIR

* Suite & I'audit de 2020 et son suivi en 2022 par Bureau Veritas Certification (BVC), TAFM-Téléthon a obtenu pour trois ans le renouvellement de

son certificat. Ce certificat est délivré & l'issu de contréles rigoureux, garants d’une utilisation des dons conforme aux objectifs annoncés et dont les
caractéristiques sont les suivantes : 'AFM-Téléthon utilise ses ressources pour agir conformément aux missions qu’elle s’est fixées et qui sont connues
des donateurs, le fonctionnement de 'AFM-Téléthon est garanti par la définition des responsabilités et pratiques, les droits des donateurs sont définis
et respectés, I'information & leur égard est sincére, les informations transmises par ’AFM-Téléthon sont fransparentes et cohérentes.
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— CHIFFRES CLES

Activités 2022 de 'AFM-Téléthon
tous financements confondus

37,6 M
AIDER

2,5 M<
COMMUNIQUER

Investissements

119,8 M€ £

12,9 M<
FRAIS DE COLLECTE

10,7 %

FRAIS DE GESTION

Pour en savoir plus sur nos chiffres clés, nos ressources et |'utilisation de la Générosité du Public en 2022,
consulter notre Rapport annuel et financier sur www.afm-telethon.fr

* AFM-Téléthon contribue au financement de Généthon gréce aux recettes des animations du Téléthon.
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— EN UN COUP D'CEIL

56,2 M<
e GUERIR

pour la mission

THERAPIES
INNOVANTES

Plus de

600

EXPERTS de la RECHERCHE,

du développement
préclinique et clinique, de la
bioproduction et fonctions

supports au sein de I'Institut
des biothérapies des
maladies rares

LAFM-Téléthon, en tant qu’association reconnue
d’utilité publique, est habilitée & recevoir des
donations, des legs et assurances vie, exonérés
des droits de succession. Infos: 0169 472813 /
relationstestateurs@afm-telethon.fr

GUERIR

1,9 M<

sous forme d’investissements
et avances

41

essais cllnlques
en cours ou en prépdration pour

32

maladies
différentes

el 01)
200

programmes
et jeunes
chercheurs
financés

Pour vous engager comme bénévole et

mettre votre énergie et votre imagination

au service des malades, contactez-nous:
www.afm-telethon.fr/fr/agir/je-deviens-benevole

113

37,6 M<
vourlamisaon AIDER

professionnels
Vlllqges Répit au sein de
qullles 1 6
1 services régionaux
dédiés a
personnes 'accompagnement
accueillies PLATEFORME des familles

MALADIES RARES

rassemblant

6

acteurs majeurs
des maladies rares en
France et en Europe

Téléthon 2022
90 839 067> e par[gelgires

collectés 21 0 0 Oo nationaux
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(cf. rapport annuel p58)
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1987 1990 1996 2001 2009

Premier Téléthon  Création Création de « La thérapie génique prouve son
sur Antenne 2. du laboratoire I'Institut de efficacité dans une maladie grave du
Le compteur Généthon, myologie, péle cerveau, I'adrénoleucodystrophie, et une
Vs atteint plus aujourd’hui'undes  d’excellence rassemblant les maladie du sang, la béta-thalassémie.
de 181 millions leaders mondiaux sur le muscle et six principaux « |-Stem réussit & reconstruire un
U I O N T TO U T HAN G E de francs de la thérapie ses maladies. acteurs frangais épiderme & partir de cellules souches.
C (27,6 millions génique pour les et européens du « Ouverture du premier
d’euros). maladies rares. combat contre les & Saint-Georges-sur-Loire
maladies rares. (49), suivie en 2013 par celle des Cizes
T dans le Jura.
Des cartes du génome a la découverte des génes responsables de maladies, T

} $ $ } }

c’est tout un pan de la médecine mondiale qui a fait un spectaculaire bond en

avant! Des milliers de familles frappées par les maladies génétiques ont aujourd’hui 1988 1992-1996 2000 2005 2012

accés & un diagnostic, au conseil génétique ainsi qu’aux diagnostics prénatal et Création des services Publication des premiéres

préimplantatoire pour pouvoir agrandir, en foute connaissance régionaux et d’un cartes du génome humain

de cause, le cercle familial. nouveau métier, réalisées par Généthon et fer de lance de la
le Référent parcours mises & la disposition de la les bébés-bulles, recherche sur les v
de santé, pour communauté scientifique privés de défenses  cellules souches. pour
'accompagnement internationale. C'est immunitaires, sont accélérer la mise

Avec le Téléthon, les citoyens sont devenus acteurs de la recherche, des malades le point de départ du traités avec succes au point des

et les malades, des partenaires reconnus des chercheurs et des médecins. neuromusculaires décryptage du génome par thérapie traitements.

Le regard de tous sur la maladie et le handicap a changé. et leur famille. humain terminé en 2003. génique.

Thérapie génique, pharmacogénétique, cellules souches: les thérapies innovantes

soutenues par 'AFM-Téléthon révolutionnent la médecine. P

Des malades souffrant de déficits immunitaires, de maladies rares du sang, du l - l

cerveau, des muscles, condamnés hier & un verdict sans appel, profitent aujourd’hui 2015 2013

des premiers résultats de la recherche. « Greffe de cellules souches dans Généthon

le coeur, une premiére mondiale. obtient le statut
1958 1972 A v « Nouveau succes de la thérapie génique  d’établissement
AFM introduit en dc.lns un déﬁ.cif immunitaire (syndrome de pharmaceutique
Yolaine de Kepper, France Wiskott-Aldrich). . . o accordé par
maman de . Ouvertfxre de I’Insh.tut.I-Mohon dédié I’Agence nationale
sept enfants dont of mene aux essais de fhérup}es |nnovonte§ de sécurité du
quatre gargons atteints  un combat sans pour les enfanfrs atteints de maladies médicament.
d’une myopathie de relache pour leur neuromusculaires.
Duchenne, crée a prise en charge par
Angers I'Association la Sécurité sociale
frangaise pour la (1977).
myopathie (AFM).
f f

! !
1969 1981

2016
Création de la
plateforme industrielle
de développement

et de production de

Avancée historique
pour les maladies
neuromusculaires : un
premier médicament de

de
I'’AFM, le début d’un
partenariat inédit

le début de entre les malades, thérapies innovantes, thérapie génique, issu de
la reconnaissance les chercheurs YposKesi. recherches initiées
des maladies et les médecins. & Généthon, est autorisé

neuromusculaires. aux Etats-Unis pour
'amyotrophie spinale. En
2020, il est autorisé en

Europe et au Japon.
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