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Quelle est la problématique de votre recherche ?

Dans cette étude, nous avons cherché a savoir si un nouveau médicament appelé Eluforsen
pouvait ameliorer la fonction de la protéine CFTR (Régulateur de la Conductance
Transmembranaire de la Mucoviscidose) chez les patients atteints de mucoviscidose porteurs
de la mutation du géne F508del.

Pourquoi est-ce important ?

C’est important car chez les patients atteints de mucoviscidose, la protéine CFTR est
anormale et ne fonctionne pas correctement. L’Eluforsen pourrait ameliorer le
fonctionnement la protéine CFTR, et, par conséquent, diminuer les symptébmes de la
mucoviscidose.



Quels sont les travaux réalisés ?

Dans cette étude, I’Eluforsen a été donné a des patients atteints de mucoviscidose pendant une
période de 4 semaines. Le médicament a été pris 3 fois par semaine par I’intermeédiaire d’un
dispositif intranasal. Sept (7) patients dans 1’étude étaient porteurs de 2 copies de la mutation du
géne F508del (groupe homozygote) et 7 autres patients étaient porteurs d’une copie de la
mutation du gene F508del (groupe hétérozygote). Nous avons évalué I’effet de 1’Eluforsen sur la
protéine CFTR dans les deux groupes de patients en mesurant le transport du chlorure et du
sodium a travers la muqueuse nasale (tissus humide tapissant I’intérieur du nez) en utilisant le test
de Différence de Potentiel Nasal (NPD). Le résultat du test NPD représente la fonction CFTR et
est parfois utilisée dans le diagnostic clinique de la mucoviscidose. Il est souvent utilisé pour
évaluer I’efficacité potentielle ou 1’utilité des nouveaux traitements dans la mucoviscidose.

Quels sont les résultats ?

Les résultats du test NPD ont montré que I’Eluforsen améliorait la fonction CFTR chez les
patients porteurs de 2 copies de la mutation du gene F508del (groupe homozygote). Une
amélioration significative de la fonction CFTR a été constatée lors des semaines 2 et 4 du
traitement et I’amélioration perdurait 2 semaines apres 1’arrét du traitement. Ces résultats ont été
étayés par I’amélioration du transport du sodium, qui a également été observée apres 2 semaines
de traitement. Malheureusement, I’Eluforsen n’a pas amélioré la fonction CFTR chez les patients
porteurs d’1 copie de la mutation du géne F508del (groupe hétérozygote). Aucun probléeme de
sécurité n’a été décrit.

Que cela signifie-t-il et pourquoi faut-il rester prudent ?

Ces résultats encourageants montrent que I’Eluforsen peut constituer une nouvelle option
thérapeutique pour les patients atteints de mucoviscidose porteurs de 2 copies du gene F508del.
Cependant, les résultats que nous décrivons ici sont basés sur un petit groupe de patients et de
plus amples études sont nécessaires pour en apprendre plus sur I’effet de I’Eluforsen sur les
symptémes de la mucoviscidose.

Quelles sont les perspectives ?

Les resultats de cette recherche témoignent de la nécessité de réaliser des études approfondies sur
I’utilisation de I’Eluforsen pour évaluer I’effet de ce traitement potentiel dans un groupe plus
large de patients atteints de mucoviscidose porteur de 2 copies du géne F508del muté.



