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MEDICAMENTS développés
avec le soutien de ’AFM-Téléthon

Essais cliniques en cours ou a venir

MALADIES TYPE DE PRODUIT PHASE Médicaments
THERAPIE avec AMM
Amyotrophie spinale avec épilepsie myoclonique , .
progressive (SMA-PME) et Maladie de Farber AAVZASAHT Dév. preclinique Cupriore [
AAV-microdystrophine Phase I/11/111 Maladie de Wilson
Ph /1 .
Dystrophie musculaire de Duchenne P Sarconeos (BIO101) ase |/Il en Firdapse® ﬂ

preparation Syndrome de Lambert-

n| Tamoxifene Phase IlI* Eaton

(7, Dystrophie musculaire des ceintures R1 liée a la , Lo
T calpaine (ex-LGMD2A) AAV-CAPN3 Dév. préclinique Namuscla® [
E Dystrophie musculaire des ceintures R3 liée a I'a- . , Lo Syndromes myotoniques
S sarcoglycane (ex-LGMD2D) Givinostat Dév. préclinique
. P Skysona® TG
= Dystrophie musculaire des ceintures RS liée au y- _ AAV-5GCG Dév. préclinique Adrénoleucodystrophie
ku), sarcoglycane (ex-LGMD2C) n| Givinostat Dév. préclinique
o ; ; ; e 3 Strimvelis® [j]c]
E (I;))/(s_tl_rggf’\\/llemr)nusculalre des ceintures R9 liée a FKRP AAV-FKRP Phase I/ Dficit immunitaire
: : ) combiné sévere lié a I'X
8 SDtyesi:]rgg)hle myotonique de type 1 (Maladie de ‘ AAV-MBNLA B s i
D Glycogénose de type 3 (Maladie de Cori-Forbes) -| AAV-GDE Dév. préclinique Zynteglo®
[T ©ycog P P 9 -thalassémie
Z | ¢ ]
PXT3003 Phase lII*
Maladie de Charcot-Marie-Tooth

] I re-0ss Phase | terminée Zolgensma® [{]
— . “| Amyotrophie spinale liée a
Q Maladie de Pompe AAV-GAA Phase I/1l SMNT
3 Myopathie myotubulaire “| AAV-MTM Phase I/II*
<< Myosite a inclusions —| Rapamycine Phase III* o
E Sarcopénie —| recGDF5 Dév. préclinique Medicaments

o Aav-soDT Dév. préclinique hors AMM

| AAV-C9 Dév. préclinique Lumevoq® [{2]

Sclérose latérale amyotrophique —| Anti-CD38 Dev. préclinique Neuropathie optique de

D reeoss Phase Il Leber
—| Interleukine 2 Phase llb Metformine n

Dystrophie myotonique de
Cellules hématopoiétiques + LV-FANCA Phase I/l Steinert

Anémie de Fanconi

Cellules hématopoiétiques + LV-Artemis Phase I/11

Cellules hématopoiétiques + LV-XSCID Phase I/11*

Déficit en Artemis

Déficit immunitaire combiné
sévere lié a I'X

Peﬂcnts.t ) Etude de suivi sur
immunitaires Granulomatose chronique TG Cellules hématopoiétiques + LV-CGD 15 ans
Phase I/l USA
Syndrome de Wiskott-Aldrich Cellules hématopoiétiques + LV-WAS Egu;ﬂ:sde suivisur
Epidermolyse bulleuse dystrophique TG C?Ilglgs Cliajeestattelogie=lpcdiiees Phase I/11*
génétiquement

Epidermolyse bulleuse jonctionnelle

Cglll{l{es cutanées autologues modifiées Etude pilote*
génétiqguement

AAV-G6PC Dév. préclinique

Cellules souches mésenchymateuses Phase I/11

. Phase Il (essai
- AAV-UGTIAT confirmatoire) Bases de données

Glycogénose de type 1a (Maladie de Von Gierke)

Lupus érythémateux disséminé

Maladie de Crigler-Najjar

Cellules souches embryonnaires Phase I/11

Rétinites pigmentaires L'AFM-Téléth tient
AAV-RACVF Dév. préclinique clethon soutien
13 bases de données de
Sclérose en plaques Lymphocytes T cytotoxiques Phase | recherche qui collectent les

Syndrome de Phelan-McDermid (forme rare d'autisme L données médicales de plus
A Lithium Phase Ill

génétique) de 16 000 personnes
— Acide valproique Phase Il atteintes de maladie neuro-

Syndrome de Wolfram .
musculaire.
- Cellules souches embryonnaires Dév. préclinique

Ulcéres cutanés de la drépanocytose

P R P . * Financement AFM-Téléthon du développement
Thérapiedugene _ Thérapie cellulaire n Pharmacologie préclinique ou de phases cliniques précédentes.
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