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MEDICAMENTS développés
avec le soutien de ’AFM-Téléthon

ESsais cliniques en cours ou a venir

MALADIES

Médicaments
avecAMM

Amyotrophie spinale avec épilepsie myoclonique
progressive (SMA-PME) et Maladie de Farber

Cuprior® E

Dystrophie musculaire de Duchenne

Maladie de Wilson

Dystrophie musculaire des ceintures R1 liée a la
calpaine (ex-LGMD2A)

T-II:IYEfA?:E PRODUIT PHASE
AAV-ASAH1 Dév. préclinique
| AAV-microdystrophine Phase I/11/111
‘ AAV-CAPN3 Dév. préclinique

Firdapse® ﬂ

Dystrophie musculaire des ceintures R2 liée a la
dysferline (ex-LGMD2B)

_ Bazedoxiféne

Syndrome de Lambert-

Dév. préclinique Eaton

Dystrophie musculaire des ceintures R3 liée a I'a-
sarcoglycane (ex-LGMD2D)

Namuscla® ﬂ
Syndromes myotoniques

Dév. préclinique

. Dystrophie musculaire des ceintures R5 liée au y-
sarcoglycane (ex-LGMD2C)

_ Givinostat

| AAV-SGCG

Phase I/11

— Givinostat

Skysona® E

Dév. préclinique

Dystrophie musculaire des ceintures R9 liée a FKRP
(ex-LGDM2I)

T AAV-FKRP

Adrénoleucodystrophie
Phase I/I1
Strimvelis® [{c]

Dystrophie myotonique de type 1 (Maladie de
Steinert)

Déficit immunitaire
combiné sévere lié a I'X

Dév. préclinique

| Glycogénose de type 3 (Maladie de Cori-Forbes)

Dév. préclinique

i Maladie de Charcot-Marie-Tooth

I exsoos

Phase III* Zynteglo® (]

" -thalassémie
Phase | terminée B

| Maladie de Pompe

a
| Myopathie myotubulaire

N |

‘ Myosite a inclusions

| Rapamycine (Sirolimus)

_‘ Ruxolitinib

| Sarcopénie

n| recGDF5

| Sclérose latérale amyotrophique

5 Aav-sopr

Phase I/l Zolgensma® E

Phase I/II* Amyotrophie spinale liée a
SMNT

Phase Ill

Phase II* en

préparation

Dév. préclinique Médicaments

Dév. préclinique hors AMM

—| Interleukine 2

Anémie de Fanconi

Ataxie spinocérébelleuse de type 3 (SCA3)
Cardiomyopathie dilatée

Déficit en Artemis

Déficit immunitaire combiné

Déficits sévere lié a I'X

immunitaires .
Granulomatose chronique
Syndrome de Wiskott-Aldrich

Epidermolyse bulleuse dystrophique

Epidermolyse bulleuse jonctionnelle

Glycogénose de type 1a (Maladie de Von Gierke)
Leucodystrophie métachromatique (LDM)

Lupus érythémateux disséminé

Maladie de Crigler-Najjar

Rétinites pigmentaires

Sclérose en plaques

Syndrome de Phelan-McDermid (forme rare d'autisme

génétique)
Syndrome de Wolfram

Ulcéres cutanés de la drépanocytose

Thérapiedugéne

’
AFMTELETHON -

INNOVER POUR GUERIR ¥ ] ‘

_ Thérapie cellulaire

Cellules hématopoiétiques + LV-FANCA

AOM-skipex10

Sécrétome enrichi en vésicules extracellulaires
de cellules progénitrices cardiaques

Cellules hématopoiétiques + LV-Artemis

Cellules hématopoiétiques + LV-XSCID

Cellules hématopoiétiques + LV-CGD

Cellules hématopoiétiques + LV-WAS

Cellules cutanées autologues modifiées
génétiquement

Cellules cutanées autologues modifiées
génétiquement

(c]
(c] AAV-G6PC
(c]

Cellules souches mésenchymateuses

AAV-UGT1A1

IDES + AAVUGT1AT

Cellules souches embryonnaires
AAV-RACVF

Lymphocytes T cytotoxiques

— Acide valproique
- Cellules souches embryonnaires

Phase Il Lumevoq®

Phase Ilb Neuropathie optique de
Leber (ATU)

Phase II*

Metformine E
Dystrophie myotonique de
Steinert

Dév. préclinique

Phase I*

Phase I/I1

Phase I/I1*

Suivi sur 15 ans
Phase /11 USA

Suivi sur 15 ans

Phase I/11*

Etude pilote*

Dév. préclinique
Dév. préclinique
Phase /11

Phase Il (essai
confirmatoire)

Bases de données

Dev. préclinique L'AFM-Téléthon soutient
Phase I/11 des bases de données de
Phase I/l recherche qui collectent les
données médicales de
Phase | personnes atteintes de
maladies neuromusculaires.
Phase III* .
Elle a créé en 2023 un
Phase Il entrep6t de données de
) o santé.
Dév. préclinique

* Financement AFM-Téléthon du développement
préclinique ou de phases cliniques précédentes.

FEVRIER 2024


https://www.afm-telethon.fr/fr/vivre-avec-la-maladie/lentrepot-de-donnees-de-sante
https://www.afm-telethon.fr/fr/vivre-avec-la-maladie/lentrepot-de-donnees-de-sante

