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Mucoviscidose : un traitement prometteur
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Une étude publiée dans « The Lancet Respiratory Medicine » vient de reveler qu'un essai de therapie génique a permis
d’'améliorer modestement, mais significativement, la fonction respiratoire de patients atteints de mucoviscidose.

Dans cette étude, les chercheurs ont fait inhaler aux patients des molécules d’ADN afin d’amener une copie non altérée
du géne CFTR (géne responsable de la mucoviscidose) jusqu’aux cellules pulmonaires. Mais, contrairement aux essais
de thérapie génique précédents, le vecteur véhiculant ce géne a bon port n’est pas un virus, mais un vecteur de synthése
(le GL67A). L'essai a inclus 136 patients atteints de mucoviscidose agés de plus de 12 ans, dont la moitié a recu la
thérapie génique et I'autre moitié une inhalation placebo. Au bout d'un an, les patients du groupe traité avaient une
fonction respiratoire de 3,7 % supérieure a ceux ayant recu un placebo. L'augmentation a atteint 6,4 % chez les patients
ayant la fonction respiratoire la plus dégradée. « Ces résultats significatifs, quoique modestes, sont encourageants »,
assure le Pr Eric Alton, de I'lmperial College de Londres, co-auteur de I'étude, en soulignant que dans la mucoviscidose,
« la stabilisation de la maladie respiratoire est en elle-méme un objectif valable ».



