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A-t-on trouvé le premier médicament
pour traiterla mucoviscidose?

Une équipe de chercheurs diri-

* gée par Frédéric Becq, de U'lnstitut

. de physiologie et biolegie cellulai-
res (CNRS-université de Poitiers], -
confirme Uefficacité d'une nouvelle.
rnolecule, le- mlglustat dansle -

‘traitement de.la mucowscidose.

une maladie genétique grave.
: Apres avoir été essayée sur des:.
. cultures de cellutes déficiefite et

Csur des souris. malades. éelle ¢l a

. été administrée 3 quinze. patlents-

- dans le cadre d'un éssai cllmque

“de phase It mené en'Belgique: par’

_ te laboratoire-Actelion. Celui-ci
esten voie d achevemént

ok Al’heure actuelle, i eﬂsv pas

- de moyen:de guérit la mucovisci- - -
_dose. Le seul -traitement radical

estla greﬁe de poumon, Mais en

. 2!06 -nous avons pontré qu'une . -
petlte miolécule,’ appelée m.lgluS--
- tag, pennettalede mstaurerg’acuwté- v

normale de] liprotéine CFTR, ét dq
corrigér ainsila chpv_:sgxdqse .

Ko

"Pour comprendre, 11 fautsavoir que
la mucoviscidose est une maladie
génétique transmise conjointement
parles parents, qui touche environ
6000 personnes en .,
France. Elle est due - §#

-bronches etles cangux du pancréas,
- favonsantmfections pulmonaires
et trovibles digestifs.
Danslestravauxquenquspubhons -
. cesjours-cl (l],etqm ont étéﬁnan—

¢és 2 90 % parles. assoqia
malades, nous montrony’

.sont, améhorées desle 3¢ jourpar

l’admimstraUOn quoudlenned'une

« La poursuite

falble concentration de miglustat.

Cette amélioration s’est mainte-
nue pendant les deux mois de l'ex-
périence et a disparu dés gu'on a-
# cesséle traitement.
Compte tenu de ces.

au dysfonctionne- . . résultats, nous pensons
mentd'uneprotéine, } de 't[avaux sur gett_e quela pomsmtﬁ de tra-
la CFTR, présente §§ molécule devrait - vauxsurcette molécule -
notammentdansles #% devrait nous permettre .
cellules épithéliales EDUS pEI'ﬂ]EtttII'E de proposer, dans cinq
. des’poumeons, qui B e proposer ans ans au minimum, un
contrﬁle les échan- . cmq ansau m;mmum. m¢édicament capable
_ges d'eaui et'de sels S 1n meﬂicament ‘ debloguerle développe- :
‘ _mméraux entre la. § mentdelamaladie Nois -
“eelliile etl’exténeur"' j ca;rabte de thl]lIEf “sommes déja biefiavdn:
'Ce dysfonctionne- ¥ le dEVElﬂplleme"t _ cés:le miglustat étant
ment provoque un §. de la maladm »  utilisépour traiter deux -
€paississement du autres maladx&sranes,sa
mucusquitapisselesr . sécurité et sa tolérance

. .,unt déjh été éva.luées, et des; essals

cliniques sur [a mucoviscidose ont
pu &relaricés en septembre 2007,
Biensr, ceserauntraitementa WE,

. mais le quotidien des gens en sera
onsde- réellement changé.»

qﬂ‘éfifes - S

. cellules: pulmonaires ‘humaines”

malades, cultivées en’ Iaboratmre, '
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