
L'Avenir - Brabant wallon
Matières fédérales - Santé

Parlement de la Communauté française
04/06/2019

La thérapie génique peut guérir l'hémophilie
Il Y a déjà eu quelques guérisons
d'hémophiles dans le monde. La thérapie
génique arrive cet été en Belgique: début
de l'étude en août, aux cliniques Saint-Luc.

• Anne SANDRONT

Guérir l'hémophilie,
. c'était un rêve, cela de-

vient une réalité, grâce à
la thérapie génique. « Des étu-
des sont en cours dans le monde,
et quelques patients ont été gué-
ris, et ils vont bien », explique
le Pr Cédric Hermans, héma-
tologues aux cliniques uni-
versitaires Saint-Luc.

Cette opportunité s'ouvre
désormais aux hémophiles
belges.« On a été se?ectionné
pour participer à plus d'études
pour valider le concept. Les pa-
tients sont évalués, bien suivis,
pour pouvoir bémfftcîer du trai-
tement au mois d'août ou à
l'automne. » L'étude est limi-
tée actuellement aux pa-
tients âgés de 18 à 65 ans, qui
n'ont pas de maladie au foie
ni d'antécédents d'intolé-
rance aux F VITIou F IX.
Deux fadeurs pour la
coagulation

Les facteurs VIII et facteurs

IX sont des protéines produi-
tes par le foie, indispensables
à la bonne coagulation et à la
prévention des saignements .

On connaît le code ADN né-
cessaire pour produire ces
protéines depuis 1984.« C'est
d'ailleurs avec ces séquences-là
qu'on a pu produire cesfacteurs
de manière synthétique, par bio-
technologie. » Et donc on pro-
duit ces protéines que le pa-
tient doit s'injecter plusieurs
fois par semaine par voie in-
traveineuse (voir encadré).

La thérapie génique a pour
objectif de faire produire ces
protéines par le foie lui-
même, permettant au pa-
tient de mener une vie nor-
male
Soigner à l'aide d'un virus

La thérapie génique utilise
une famille de virus, adeno-
associated virus (AAV),
comme l'explique le Pr Her-
mans: « Ce sont des virus que
l'on connaît bien, qui ont un tro-

pisme pour le foie, donc qui
aiment dbler cet organe. Ces vi-
rus sont rendus inoffensifs et ser-
vent de vecteur: on y place l'in·

formation génétique permettant
de produire la protéine man-
quante, lefacteur VIII ou IX, et
ils la transportent vers lefoie. »

Les patients devraient rece-
voir l'injection du virus au
mois d'août ou septembre,
« puis on espère que lefoie par-
viendra à produire le facteur
VIII ou IX. »
Plusieurs études ont dé-

montré qu'une seule injec-
tion corrige le déficit en FVllI
et FIX au bout de quelques
semaines. Les risques sem-
blent limités: « le principal est
la survenue d'une réaction u

foie. Une sorte d'hépatite quasi-
ment toujours transitoire, qui
nécessite un traitement bref par
de la cortisone. » On n'a pas en-
core de recul pour voir si la
correction se maintient à vie.
Chez l'animal, on voit une ef-
ficacité jusqu'à dix ans.•
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On naÎt hémophile
Une maladierare Queltraitement1 fois par semaine ou tous lesO uand on parle d'hémo- jours pour certains mala-

philie, on a l'image Cette maladie complexe Pendant longtemps, les des:« Le but c'est que se re-
d:une personne qui se touche la coagulation du transfusions sanguine,s trouve dans leur sang une pe-

- VIdede son sangparce sang, Cette maladie généti- étaient la seille façon de SOl- tite quantité defacteur VIII ou
qu'il s'est occasio~e une que touche surtoutles hom- gner l'hémophilie.« Puis on IX.Le traitement fonctionne
simple coupure. MaISdans mes parce qu'elle est liée au a administré du plasma. ex- bien pendant quelques heures,
les faits, les hém0I:hiles chr~mosome X : comme les plique le pr Hermans. En- puis l'effet va diminuer, puis
souffrent souvent d'hemor- femmes ont des doubles X, suite, on a identifié le facteur disparaître complètemenLEt
ra~es in.ternes - dans~une le chromosome sain peut VIII et le facteur IX et déve- ilfaut alors recommencer.Il y
artlcillatIon, dans :a tete - souvent compenser, du loppé des produits dérivés du a deshauts, des bas, enfonction
qui p,euvent entramer des moins partiellement. Ce sang,A~r~ le drame du s~ng du rythme des ,i~jections.Ce
problemes graves : « Ils ont sont les femmes qui trans- contamme, on est parvenu a les n'est pas une guenson. » •
leschevilles,lesgenoux gonflés, mettent la maladie. La ma- produire de manière synthéti-
c'est très .ha~1icapant. C'es.t ladie est rare: l 000 patients que.». • . ,.
une maladIe severe : sa~ tral- en souffrent en Belgique, Le patient hemophile s m-
ternent, l'espérancede Vled'lm .' , ,jecte par voie intraveineuse
malade est courte», recon- dont 400 formes severes(de- le FVIII ou le F IX qui lui
naît le P' Cédric Hermans, ficit complet en facteur VIII manque, à raison de trois
hématologue, ou facteur IX).
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