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Travaux de recherches pour la MPS de type 111

Le m@dicament appeld «Recombinant human heparan-N-sulfatase» pour le traitement de la mu-
copolysaccharidose de type I11A de Shire Pharmaceutical Development a @t@ autorisd la vente
depuis le 7.11.2008 ®. Dans leur rapport annuel du 25 mars 2009, il est notd que le HGT-1410
est en ddveloppement en tant que th@rapie de remplacement denzyme pour le traitement de la
MPSIIA. @, Le HGT-1410 est toujours en d@veloppement pr@clinique @. Le produitare u la dg-
signation de m@dicament orphelin @galement aux Etat-Unis. NB: HGT = human genetic therapies

@ Source (liste du 23.4.09):  http://ec.europa.eu/enterprise/pharmaceuticals/register/orphreg.htm

@ Source: http://www.bio-medicine.org/biology-technology-1/Publication-of-Shire-ples-Annual -Report-2008-11210-29/
© Source: http://biz.yahoo.com/e/090507/shpgy10-g.html

@rapie gdnique San lippotype A Alliance San lippo (France)

L essai organis@ par | Alliance San lippo auquel la Fondation sest assocife est programm@ pour 2010.

@rapie gdnique San lippo type B Institut Pasteur (France)

Les chercheurs ont d@couvert que le manque de synaptophysine pourrait Etre corrigd aprts un
transfert de gtnes induisant la rg-expression de lenzyme lysosomale manquante. Ces observations
ont Pt@ faites sur des souris. (Etat de la recherche le 1er janvier 2009)

Source: http://www.sciencedirect.com/science? _ob=ArticletURL&_udi=-B6EWNB-4VDY81F-1& user=10&_rdoc=1&_fmt=&

orig=search&_sort=d&view=c&_acct=C000050221& _version=1&_urlVersion=0&_userid=10&md5=24a39fbca63d6142cch409a
ahdf9a544

Rappelons que pour :

Genzyme Europe B.V., le m@dicament appeld BioMarin Europe Ltd, le m@dicament appeld

Laronidase pour le traitement de la mucopo- N-acetylgalactosamine-4-sulfatase pour le

lysaccharidose de type | a @t@ autoris? depuis traitement de la mucopolysacfcharidose type

le 10.6.2003. VI (syndrome de Maroteaux-Lamy) a 0td
autoris@ depuis le 24.1.2006.
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