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Quelles sont vos attentes, patients et proches 
de patients, par rapport à la recherche ? 

Å Repousser les limites des traitements actuels 
 

Å Aller vers la guérison 
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Les besoins Les enjeux 

 100% des patients avec un 
traitement efficace 

Passer de quelques heures à 
plusieurs jours 

5Ŝ ƭΩƛƴƧŜŎǘƛƻƴ ƛƴǘǊŀǾŜƛƴŜǳǎŜ Ł ƭŀ 
prise orale 

Accès au traitement 
pour tous 

{ǳǇǇǊƛƳŜǊ ƭΩŀǇǇŀǊƛǘƛƻƴ 
ŘΩƛƴƘƛōƛǘŜǳǊǎ Ŝǘ ǘǊŀƛǘŜǊ ƭŜǎ 

patients 

!ƭƭƻƴƎŜǊ ƭŀ ŘǳǊŞŜ ŘΩŜŦŦƛŎŀŎƛǘŞ  
du médicament 

Simplifier la prise des traitements  

Réduire le coût du traitement 

Repousser les limites des traitements actuels 
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Ne plus avoir de 
traitement Guérir la maladie  

Aller vers la guérison 

Les besoins Les enjeux 
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La recherche peut permettre de repousser les limites des traitements et 
ŘΩŀƭƭŜǊ ǾŜǊǎ ƭŀ ƎǳŞǊƛǎƻƴ 

[Ω!CI ǎƻǳǘƛŜƴǘ ƭŀ ǊŜŎƘŜǊŎƘŜ 

FRH 

Soutien de 
projets de 
recherche 

Conseil 
scientifique 

Validation 
des 

projets 

Recherche clinique 

Patients 
Médecins 

Laboratoires 

Chercheurs Recherche fondamentale 

La recherche permet de trouver des nouveaux médicaments  
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Quelles sont les nouvelles pistes de recherche sur les inhibiteurs  ? 

Recherche fondamentale 

Comprendre le mécanisme 
ŘŜ ƭΩŀǇǇŀǊƛǘƛƻƴ ŘŜǎ 

inhibiteurs pour les prévenir 

Sébastien LACROIX-DESMAZES, PhD 
INSERM UMR S 1138, Paris, France 
University of Oxford, United Kingdom 
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FVIII-Fc 

Hemophilic 

baby 

Tolérance materno-fîtale 
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Options pour rendre le FVIII moins immunogène 

Ingénierie des protéines 

Contr¹le de lô®tat inflammatoire 

des patients 

Immuno-intervention  

Modification des: 

. Épitopes T et B dominants 

. Portions impliqu®es dans lôendocytose 

. Immunosuppression générale 

. Elimination des cellules spécifiques 

du FVIII 

. Induction dôune tol®rance ç active » 

. Suppression des cytokines pro-

inflammatoires (inhibiteurs du TNF-a, é) 

. Stimulation des mécanismes anti-

inflammatoires endogènes 

1 

2 

3 
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CŀƛǊŜ ŘƛǎǇŀǊŀƛǘǊŜ ƭΩƛƴƘƛōƛǘŜǳǊǎ Υ 
üInduction de tolérance Immune 
!ǊǊşǘŜǊ ƭΩƘŞƳƻǊǊŀƎƛŜ Υ  
ü FVIIa recombinant  

ü Concentr®s dôactivateurs de la Prot hr. 

FVIII et FIX à durée de vie allongée 
ü FIX-Fc, (FIX-Alb, FIX-PEG) :  

2  inject ions/ semaine -> 2 inject ions/ mois 

ü FVIII-Fc (FVIII-Alb, FVIII-PEG) :  

3 inject ions -> 2 inject ions/ semaine 

Repousser les limites des traitements actuels : les solutions proposées 

Traiter les patients avec inhibiteurs 
 
 
 
 
!ƭƭƻƴƎŜǊ ƭŀ ŘǳǊŞŜ ŘΩŜŦŦƛŎŀŎƛǘŞ  
du médicament 
 
 
 
 Simplifier la prise des traitements  
 
 
 
 
Réduire le coût du traitement 
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Quelles sont les pistes de recherche sur de nouvelles molécules ? 

Recherche fondamentale 

Olivier CHRISTOPHE, PhD 
INSERM U1176, Le Kremlin Bicêtre 
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Blessure Vasculaire 

CƻǊƳŀǘƛƻƴ ŘΩǳƴ Ŏŀƛƭƭƻǘ 

Cascade de réactions enzymatiques 

Protéines -> enzymes -> gel protéique cimentant les plaquettes 

La Coagulation Sanguine:  
Une cascade de réactions enzymatiques solidifiant le clou plaquettaire  

Endothélium  

Plaquette  

Globule  
rouge  



Frein 
(facteur anticoagulant) 

Blessure Vasculaire 

CƻǊƳŀǘƛƻƴ ŘΩǳƴ caillot 

Frein 
(facteur anticoagulant) 

Frein 
(facteur anticoagulant) 

Accélérateurs 
(facteurs procoagulants) 

La Coagulation Sanguine:  
Une cascade de réactions avec des accélérateurs et des freins 


