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ÉDITO
Au départ, un rêve fou : guérir nos enfants, nos proches atteints de
maladies génétiques, rares, inconnues et incurables, frappant les familles de
génération en génération. Impossible ? Non. Parce la fatalité n’était pas
dans notre ADN de parents, nous avons relevé des défis sans précédent,
dans la recherche scientifique et médicale comme dans l’accompagnement
des malades. Nous avons fait le choix de la génétique, puis de la
thérapie génique à une époque où nous étions seuls à y croire. Autour de
nous, beaucoup doutaient, mais nous n’avons rien lâché. Et aujourd’hui, de
maladies méconnues, nous sommes passés à des premières
maladies vaincues. Une véritable révolution de la médecine est en marche
qui change le monde des maladies rares, et pas seulement…. Nous n’avons
rien lâché pour faire reconnaître et garantir les droits et la citoyenneté des
personnes malades et en  situation de handicap.

Et aujourd’hui, la vie des malades a changé. Désormais acteurs de leur vie, ils bénéficient de nouveaux droits,
de diagnostics, de parcours de soins adaptés, et pour certains de premiers traitements. Nous y avons cru, pas
à pas, les obstacles ont cédé, les percées se sont multipliées et les premières victoires sont là. Mais parce que 95% des
maladies rares restent encore sans traitements, parce que de plus en plus de candidats-médicaments sont aux portes de
l’essai, plus que jamais il nous faut continuer à innover pour multiplier les victoires. Parents, familles, malades,
chercheurs, bénévoles, partenaires et donateurs… Ensemble, nous sommes l’avant-garde d’une révolution de la médecine au
bénéfice du plus grand nombre et ensemble nous ne lâcherons rien !  

Laurence Tiennot-Herment
Présidente de l'AFM-Téléthon



E N S E M B L E ,  O N  N E  L Â C H E  R I E N  !
L e  T é l é t h o n  p e u t  t o u t  c h a n g e r

Ils s’appellent Lucie, Benjamin et Lou. Ils sont les visages d’une recherche qui avance, qui gagne et qui doit 
aussi relever de nouveaux défis. Ils sont les ambassadeurs Téléthon 2022. 

"Il y a un avenir pour Benjamin ! On arrive après 30 ans de combat,
30 ans durant lesquels des familles qui ne savaient rien, ont mis
beaucoup de choses en place. On n’est pas encore à la guérison mais
ça progresse. L’espoir est là, la recherche avance vite, la fatalité, il
n’en est pas question ! ” Nicolas, papa de Benjamin, atteint de myopathie de
Duchenne.

"Ses progrès sont flagrants. C’est une véritable chance et ça, c’est
grâce aux avancées considérables réalisées par le Téléthon. Participer
au Téléthon, c’est essentiel pour parler une fois de plus de cette
horrible maladie et continuer à faire avancer la recherche et le
dépistage ! ” Alice, maman de Lucie, atteinte d’amyotrophie spinale.

"Quand on découvre que nos deux enfants souffrent d’une maladie très
rare pour laquelle il n’existe pas de traitement, on est seuls au
monde. En 2019, je me suis dit qu’il fallait que j’agisse. Lou a une épée
de Damoclès au-dessus de la tête alors il faut se dépêcher de trouver
un traitement. Il faut que je fasse quelque chose et vite ! Ça ne sera
peut-être pas pour elle, mais pour tous les autres enfants.” Virginie,
maman de Lou, atteinte du syndrome de Leigh.



DÉVELOPPER DES THÉRAPIES 
INNOVANTES POUR GUÉRIR



VOYAGE DE PRESSE AU COEUR
DES LABORATOIRES DU TÉLÉTHON

Renseignements et inscriptions :
01 69 47 25 64

efoucardtiab@afm-telethon.fr

Pour atteindre son objectif – Guérir - l'AFM-Téléthon a créé et développé des laboratoires et des outils qui font progresser la compréhension
des maladies, la mise au point de thérapies innovantes issues de la connaissance des gènes et des cellules et leur application à l’Homme.
Pour découvrir cette nouvelle médecine, l’AFM-Téléthon propose deux journées d’immersion et de rencontres avec des chercheurs à la pointe
dans leur domaine, des familles et voir concrètement comment sont utilisés les fonds du Téléthon.

Jeudi 17 novembre – 10h – 14h – Visite d’I-Stem et de Généthon

Jeudi 24 novembre – 10h – 14h – Visite d’I-Stem et de Généthon

Comment les chercheurs imaginent et conçoivent des médicaments de thérapie cellulaire
pour des maladies rares.
I-Stem, laboratoire dédié à la conception de médicament innovant à partir de cellules souches.  Maladies du
muscle, des motoneurones, de la peau, de la rétine et celles associées à des anomalies du développement du
système nerveux central, 75 chercheurs, répartis dans 900 m2 de laboratoires sont dédiés à la recherche et au
développement. 

Généthon : l'un des leaders de la thérapie génique. 
Depuis 1990, Généthon a ouvert le chemin des traitements pour comprendre et identifier l’origine des maladies rares génétiques et
développer des médicaments innovants pour les traiter. Généthon figure aujourd’hui parmi les leaders du domaine.
220 chercheurs, 12 essais cliniques en cours, 5 en préparation, 1 médicament issu de ses recherches disponible sur le marché.  



Développer des thérapies 
innovantes pour guérir

Parce que les maladies neuromusculaires sont rares et, pour la plupart, d’origine
génétique, l’AFM-Téléthon mène une stratégie d’intérêt général qui s’appuie sur
l’innovation et bénéficie à l’ensemble des maladies rares. Sous son impulsion, une
nouvelle médecine émerge qui rayonne bien au-delà des maladies rares. En 2022,
l’AFM-Téléthon soutient 41 essais chez l’homme en cours ou en préparation dans
32 maladies différentes dont 16 maladies neuromusculaires et 16 autres maladies
rares (vision, sang, cerveau, peau, foie…). Elle finance également des équipes de
recherche partout en France .

La thérapie génique, qui consiste à injecter un gène-médicament dans un organisme avec un vecteur, un
 « moyen de transport » capable de franchir toutes les barrières biologiques au sein des organes et de la cellule jusqu’au noyau, présente
aujourd’hui un réel potentiel thérapeutique pour les maladies du sang.
En effet, des essais cliniques achévé ou en cours, donnent des résultats très encourageants :

La thérapie génique a montré son efficacité chez la majorité des patients atteints de bêtathalassémie, traités dans le cadre des
essais cliniques qui, depuis l’injection, ont été libéré de toute transfusion sanguine jusqu’alors indispensable à leur survie. Ce succès
n’aurait pas été possible sans la première preuve d’efficacité faite en 2010, avec le soutien de l’AFM-Téléthon, grâce aux dons du
Téléthon, à hauteur de 1 million d’euros. En juin 2019, cette thérapie génique a obtenu une autorisation de mise sur le marché
(AMM) européenne conditionnelle. Malheureusement, faute d’entente sur le prix de commercialisation avec les autorités, le
laboratoire a retiré le médicament du marché européen au profit du marché américain (AMM obtenue le 18 août 2022). 
Dans la drépanocytose, des essais de thérapie génique sont également en cours. Des chercheurs français annonçaient, en mars
2017, qu’une thérapie génique avait permis de traiter un adolescent, avec succès.

Maladie de Pompe ou Glycogénose de type II : le foie pour soigner les muscles
A Généthon, Giuseppe Ronzitti et son équipe spécialistes des maladies du foie poursuivent sur leur lancée pour étendre la thérapie
génique à d’autres maladies qui touchent cet organe : les glycogénoses. Leur stratégie ? Traiter les cellules hépatiques avec une
approche similaire à celle de la maladie de Crigler-Najjar. « Désormais, on sait traiter le foie et on connait bien les différentes
étapes nécessaires pour passer de la recherche au stade clinique, ce qui nous permet d’avancer le plus vite possible vers un
traitement. », explique le chercheur. Le traitement étant mis au point, son objectif est désormais d’identifier la dose efficace chez la
souris avant de l’évaluer chez les patients dans le cadre d’un futur essai clinique.

FOCUS
Qu'est-ce que la drépanocytose ?

La drépanocytose est l’une des affections héréditaires les
plus fréquentes. Elle est très présente aux Antilles. Dans le
monde, 275 000 enfants naissent chaque année avec cette
anémie chronique qui se caractérise par la production d’une
hémoglobine anormale et de globules rouges déformés, du
fait d’une mutation dans le gène de la béta-globine. Près de
90 000 personnes sont concernées aux Etats-Unis, et 26
000 en France.

FOCUS
Qu'est-ce quela bêta-thalassémie ?

La bêta-thalassémie est l’une des maladies
génétiques du sang les plus fréquentes (près de 300
000 personnes dans le monde avec 60 000
nouveaux cas chaque année). Particulièrement
présente dans le bassin méditerranéen, au Moyen-
Orient et en Asie, elle est causée par la mutation de
l’un des gènes indispensables à la production
d’hémoglobine, entraînant une anémie plus ou
moins sévère. Dans sa forme majeure, seules des
transfusions sanguines mensuelles garantissent la
survie des malades ou une transplantation de
cellules souches à partir d’un donneur sain, une
approche qui reste risquée et dont peu de patients
peuvent bénéficier.

FOCUS
Qu'est-ce que la maladie de Pompe ?

La maladie de Pompe (ou glycogénose de type II) est une
maladie génétique qui touche les muscles qui permettent le
mouvement (en premier lieu les muscles des hanches et des
cuisses), ainsi que les muscles respiratoires et, parfois,
cardiaque. Elle toucherait entre 5 000 et 10 000 personnes
dans le monde. D’après le registre français de la maladie de
Pompe, il y aurait autour de 200 personnes atteintes en
France.



Dans le Pacifique , l’AFM-Téléthon soutient 3 consultations pluridisciplinaires:

EN NOUVELLE-CALEDONIE :
CONSULTATION ADULTES 
Médipôle de Koutio : 110 Boulevard Joseph Wamytan, Dumbéa Sur Mer 98835, Nouvelle-Calédonie
+687 20.88.00 
Dr Nicolas MOLKO, neurologue 
Email : n.molko@cht.nc 

CONSULTATION ENFANTS 
Médipôle de Koutio : 110 Boulevard Joseph Wamytan, Dumbéa Sur Mer 98835, Nouvelle-Calédonie
+687 20.88.00
Dr Isabelle MISSOTTE E-mail : pediatrie@cht.nc 
L’AFM-Téléthon œuvre également auprès des associations gestionnaires de services d’accompagnement en ayant une action de
conseil et de suivi de l’évolution de ces services dans leurs projets. 

EN POLYNESIE FRANCAISE
Centre Hospitalier de Polynésie Française - Taaone BP 1640 98713 Papeete – 
Tahiti 40 48 62 62
CONSULTATION ENFANTS Dr Chenel

Les consultations pluridisciplinaires permettent aux malades
de rencontrer dans un même lieu, et dans une même 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 l'impulsion de l’AFM-Téléthon,
pour assurer aux malades neuromusculaires la meilleure
prise en charge possible. En 2022, 48 consultations
bénéficient du soutien de l’Association qui a engagé 1,6
millions d’euros pour financer des postes de psychologues,
secrétaires, médecins, ergothérapeutes dans ces
consultations indispensables aux malades.

LES CONSULTATIONS PLURIDISCIPLINAIRES



OPÉRATION
"1000 CHERCHEURS DANS LES ÉCOLES"

Découvrir l’opération « 1000 chercheurs dans les écoles » en images :

Chaque année, depuis 2013, des centaines de scientifiques partent à la rencontre des élèves pour partager leur passion : la
recherche. L’opération « 1000 chercheurs dans les écoles » organisée par l’AFM-Téléthon, en partenariat avec l’APBG
(Association des Professeurs de Biologie et Géologie), a ainsi permis à 335 000 élèves de collèges et lycées de découvrir la
génétique et ses secrets, ainsi que les thérapies innovantes développées pour des maladies rares. 
Cette année, du 7 novembre au 2 décembre, les chercheurs laissent tomber la blouse blanche, le temps d’un échange. 

Retrouvez toutes les informations sur https://education.telethon.fr/- 
Rubrique « 1000 chercheurs » 

Des centaines de chercheurs travaillant dans les laboratoires du Téléthon et/ou recevant le soutien de l’AFM-Téléthon, parcourent la France 
 à la rencontre des élèves de collèges et lycées. 
L’objectif : sensibiliser, transmettre, éveiller la curiosité et pourquoi pas faire naitre des vocations auprès des jeunes élèves. 
Véritable moment de partage et de dialogues, ces interventions permettent de mieux comprendre la biologie, la génétique, les thérapies
innovantes (thérapies géniques, cellulaires…).

Renseignements :
01 69 47 25 64 / efoucardtiab@afm-telethon.fr

Journalistes, vous pouvez assister à ces échanges qui se déroulent près de chez vous !

https://www.youtube.com/watch?v=orfT4kUxLmI
https://education.telethon.fr/1000chercheurs/
https://education.telethon.fr/1000chercheurs/
https://education.telethon.fr/1000chercheurs/


LES COULEURS DU TÉLÉTHON
DANS LE PACIFIQUE



Rejoignez le mouvement ! 

Pour retrouver toutes les 
informations près de chez vous 

telethon2022.fr

Le Téléthon donne des couleurs !
Le Téléthon 2022 sera celui des couleurs ! En effet, tout au long des 30h, partout en France, les Français mobilisés pour le
Téléthon 2022 redoubleront d’énergie pour mettre de la couleur dans leurs spécialités culinaires, challengeront les sportifs
en leur proposant des défis peinturlurés, éclaireront de 1 000 nuances leurs monuments, rehausseront leurs ronds-points de
fleurs multicolores. 

Les villes Ambassadrices du Téléthon

Le Grand-Bain du Téléthon :
un défi commun pour les 4 villes Ambassadrices 
Tous à l'eau pour le Téléthon (animateurs compris ! ).
Les Cassidains, les Dijonnais, les Guebwillerois et les
Lorientais devront rivaliser d'ingéniosité et de courage pour se
mettre à l'eau durant les 30h de Téléthon.

Envie de mettre votre touche dans le #Téléthon2022 ? 
Les coordinateurs Téléthon vous aiguilleront pas à pas dans
l’organisation de votre animation ! Repas, défis sportifs, soirée
animée, défilés colorés, … Laissez-vous tenter et proposez un
évènement qui vous ressemble !

Le Téléthon, c’est plus de 2 millions de personnes qui participent
aux 17 000 animations proposées par les bénévoles du Téléthon, en
France et à l’étranger. 

5 bonnes raisons de se mobiliser
pour le Téléthon :

 
 - C'est un vrai moment de partage avec mes 
amis, mes voisins, mes collègues,

 - Je contribue à faire avancer la recherche,

 - Je participe à une fête nationale sans égal,

- J’ai des talents culinaires,

 - Je participe parce que sans moi, rien n'est 
possible…

Pour incarner cette mobilisation unique de centaines de communes,
Cassis (13), Dijon (21), Guebwiller (68) et Lorient (56), seront
les villes ambassadrices du Téléthon 2022 et auront carte blanche
pour révéler toutes leurs nuances ! Au-delà de ces quatre villes, la
mobilisation de toute la France sera visible à l’antenne grâce au
« Journal du Téléthon », une compilation de vidéos, diffusée tout au
long des 30h sur les chaînes et les écrans de France Télévisions.



93 680 € 
collectés en 2021

Chaque 1er week-end de décembre, le Téléthon vit partout en France, grâce à l’engagement des
bénévoles qui coordonnent, développent et fédèrent les nombreuses animations locales.
Journalistes, les coordinateurs Téléthon répondent à vos questions sur la mobilisation de votre département/région
avant, pendant et au lendemain du Téléthon ! N’hésitez pas à les contacter !

CARNET D'ADRESSE
 DANS LE PACIFIQUE

Polynésie Française 
Service de presse : 01 69 47 25 64

 
Nouvelle Calédonie :

Robert RACAPE : 00 687 772 500
 



 

Contact Presse AFM-Téléthon :
Ellia Foucard-Tiab : efoucardtiab@afm-telethon.fr

01 69 47 25 64

Tout savoir sur l’action et les comptes de l’AFM-Téléthon,
consultez son rapport annuel 2021 ici

  
Dès le premier Téléthon, l’AFM-Téléthon s’est engagée à rendre compte de l’utilisation des
dons et de ses actions en toute transparence. L’AFM-Téléthon fait partie des associations

les plus contrôlées. Les comptes sont rendus publics chaque année. Ils sont accessibles sur
internet et diffusés largement.

 

POUR TOUT SAVOIR SUR LE TELETHON 2022 :
WWW.TELETHON2022.FR

 

https://www.afm-telethon.fr/fr/actualites/le-rapport-annuel-et-financier-2021-est-paru#:~:text=En%202021%2C%20le%20total%20des,%3A%20Gu%C3%A9rir%2C%20Aider%20et%20Communiquer.

