
 
 
 
Pétition	
  pour	
  le	
  développement	
  de	
  la	
  thérapie	
  génique	
  au	
  Québec	
  
	
  
Québec,	
  le	
  2	
  juin	
  2014.	
  
	
  
Dr.	
  Gaëtan	
  Barrette	
  
Ministre	
  de	
  la	
  Santé	
  
Gouvernement	
  du	
  Québec	
  
	
  
	
  
Cher	
  Monsieur	
  le	
  Ministre,	
  
	
  
Les	
  progrès	
  en	
  génomique	
  ont	
  permis	
  d’identifier	
  les	
  gènes	
  responsables	
  de	
  6000	
  maladies	
  
héréditaires.	
   Certaines	
   maladies	
   héréditaires	
   touchent	
   particulièrement	
   la	
   population	
  
québécoise	
   à	
   cause	
   d’effets	
   fondateurs,	
   notons	
   particulièrement	
   l’ataxie	
   spastique	
   de	
  
Charlevoix–Saguenay,	
   la	
   fibrose	
   kystique,	
   la	
   neuropathie	
   sensitivo-­‐motrice,	
   l’acidose	
  
lactique,	
   la	
   tyrosinémie,	
   le	
   rachitisme	
   vitamino-­‐dépendant,	
   la	
   déficience	
   en	
   lipase-­‐
lipoprotéique,	
   la	
   dystrophie	
   myotonique	
   de	
   Steinert	
   et	
   l’hypercholestérolémie	
   familiale.	
  
D’autres	
  maladies	
  héréditaires	
  sont	
  aussi	
  présentes	
  au	
  Québec	
  sans	
  lui	
  être	
  particulières	
  :	
  la	
  
thalassémie,	
   l’Ataxie	
   de	
   Friedreich,	
   la	
   Chorée	
   de	
   Huntington,	
   la	
   Dystrophie	
   Oculo-­‐
Pharyngée,	
   l’Hémochromatose,	
   l’Hypercholestérolémie,	
   la	
   Maladie	
   de	
   Tay-­‐Sachs,	
   la	
  
Phénylcétonurie	
  et	
  la	
  Polyneuropathie	
  sensorimotrice.	
  
	
  
Au	
   cours	
   des	
   dernières	
   années	
   la	
   thérapie	
   génique	
   a	
   fait	
   de	
   très	
   grands	
   progrès	
   et	
  
récemment	
   plusieurs	
   grands	
   joueurs	
   de	
   l’industrie	
   pharmaceutique	
   ont	
   décidé	
   d’investir	
  
dans	
   ce	
   type	
   de	
   recherche.	
   Cette	
   approche	
   thérapeutique	
   a	
   en	
   effet	
   permis	
   de	
   guérir	
  
quelques	
   maladies	
   héréditaires,	
   précédemment	
   considérées	
   comme	
   incurables.	
   Parmi	
  
celles-­‐ci,	
   	
   il	
   convient	
  de	
  noter	
  qu’un	
  virus	
  associé	
   à	
   l’adénovirus	
   (AAV)	
   	
   a	
   été	
  utilisé	
   avec	
  
succès	
  pour	
  traiter	
  une	
  cécité	
  héréditaire,	
   l’Amaurose	
  congénitale	
  de	
  Leber.	
  Il	
  y	
  a	
  aussi	
  eu	
  
un	
  essais	
  clinique	
  de	
  phase	
  I	
  démontrant	
  qu’il	
  est	
  possible	
  de	
  traiter	
  l'hémophilie	
  grâce	
  à	
  un	
  
AAV	
   portant	
   le	
   gène	
   du	
   facteur	
   IX	
   de	
   coagulation.	
   De	
   nombreuses	
   maladies	
   du	
   système	
  
immunitaire	
   ont	
   aussi	
   été	
   traitées	
   en	
   corrigeant	
   ex	
   vivo	
   des	
   cellules	
   souches	
  
hématopoïétiques.	
  	
  
	
  
Le	
  Glybera,	
  un	
  traitement	
  utilisant	
  aussi	
  un	
  AAV	
  a	
  été	
  conçu	
  par	
  le	
  Dr.	
  Gaudet	
  (un	
  chercheur	
  
du	
   Saguenay)	
   pour	
   la	
   déficience	
   en	
   lipoprotéine	
   lipase.	
   Cependant	
   les	
   travaux	
   ont	
   été	
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financés	
   par	
   une	
   compagnie	
   européenne	
   et	
   ce	
   traitement	
   a	
   donc	
   été	
   approuvé	
   pour	
   la	
  
commercialisation	
   en	
   Europe.	
   C’est	
   	
   la	
   première	
   thérapie	
   génique	
   approuvée	
   pour	
  
commercialisation.	
  Il	
  est	
  important	
  de	
  noter,	
  que	
  les	
  essais	
  cliniques	
  se	
  sont	
  faits	
  en	
  Europe	
  
faute	
   des	
   ressources	
   adéquates	
   au	
   Québec.	
   Ces	
   succès	
   en	
   thérapie	
   génique	
   basés	
   sur	
  
l’introduction	
  d’un	
  gène	
  pour	
  compenser	
  le	
  gène	
  muté	
  ne	
  sont	
  que	
  le	
  début.	
  En	
  effet,	
  avec	
  
les	
   progrès	
   récents	
   dans	
   le	
   développement	
   des	
   endonucléases	
   spécifiques	
   	
   (nucléases	
   à	
  
doigts	
  de	
  zinc,	
  méganucléases,	
  les	
  TALENs	
  et	
  le	
  système	
  CRISPR),	
  il	
  est	
  maintenant	
  possible	
  
de	
   corriger	
   les	
   gènes.	
   La	
   thérapie	
   génique	
   pourrait	
   permettre	
   de	
   réduire	
   de	
   façon	
  
considérable	
   les	
   coûts	
  élevés	
  du	
   traitement	
  des	
  maladies	
  génétiques.	
  En	
  effet,	
   la	
   thérapie	
  
génique	
  a	
  pour	
  but	
  de	
  guérir	
  un	
  patient	
  après	
  un	
  seul	
  traitement.	
  
	
  
En	
  tant	
  que	
  chercheurs	
  québécois	
  en	
  thérapie	
  génique	
  nous	
  demandons	
  au	
  gouvernement	
  
du	
  Québec	
  :	
  

1) de	
  faire	
  du	
  développement	
  de	
  thérapies	
  pour	
  les	
  maladies	
  héréditaires	
  présentes	
  au	
  
Québec	
  une	
  de	
  ces	
  priorité	
  en	
  Santé;	
  

2) de	
  mandater	
  le	
  FRQS	
  et	
  Génome	
  Québec	
  de	
  consacrer	
  une	
  plus	
  large	
  partie	
  de	
  leurs	
  
ressources	
   au	
   développement	
   de	
   programmes	
   entièrement	
   dédiés	
   à	
   la	
   thérapie	
  
génique;	
  

3) de	
   développer	
   au	
   Québec	
   des	
   infrastructures	
   adéquates	
   pour	
   la	
   production	
   de	
  
vecteurs	
  viraux	
  utilisables	
  en	
  essais	
  cliniques	
  ;	
  

4) de	
   favoriser	
   le	
  développement	
  au	
  Québec	
  de	
  compagnies	
  de	
  biotechnologie	
  ciblant	
  
les	
  thérapies	
  géniques.	
  
	
  
	
  

Cordialement,	
  	
  

 
Jacques P. Tremblay, PhD 
Editeur Adjoint Molecular Therapy 
Editeur de la section Muscle de Cell Transplantation 
Professeur département de Médecine Moléculaire 
Université Laval 
et  
Membre de l'Axe Neurosciences 
Unité de Génétique Humaine local 9300 
Centre de Recherche du CHUQ 
2705 boul. Laurier 
Québec, P.Q., Canada G1V4G2 
Tel: 418-654-2186 
Fax: 418-654-2207 
Jacques-P.Tremblay@crchul.ulaval.ca 
 
 
 



 
Cette pétition a aussi été signee par les chercheurs suivants: 
 

 
 

 
 

 
 



 

 
 

 
 



 

 
 

 



 
 

 
 

 
 



 


