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►

●

« Gene therapy of human severe combined immunodeficiency (SCID)-X1 disease » 

●
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Commission de génie génétique

Commission de génie biomoléculaire

Commission de sécurité virale

- la Commission de thérapie génique

Comité consultatif de 
protection des personnes dans la recherche biomédicale
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http://www.wiley.co.uk/genetherapy
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L’Assistance Publique-H ôpitaux de Paris (AP-H P) 
 Première institution de recherche clinique en France 

 

Du 1er janvier 1991 au 31 décembre 1999, 1183 dossiers de demandes de promotion ont été 
soumis et 772 ont reçu un avis favorable pour la promotion de l'AP-HP. Soit 100 nouvelles promotions 
de recherche biomédicale par an. 

 
Actuellement, un peu plus de 260 recherches biomédicales sont en cours sous la promotion de 

l’AP-HP et environ 70 projets sont en instruction ; une trentaine de dossiers sont en attente de l’accord 
du CCPPRB. Ces chiffres regroupent les projets issus des appels d’offres et des promotions demandées 
hors appels d’offres par les cliniciens 

 
Les recherches biomédicales se répartissent de la façon suivante :  

44% de recherches avec bénéfice individuel direct,  
56% de recherches sans bénéfice individuel direct.  
25% sont des essais cliniques (recherche sur le médicament) avec une forte proportion 
d’essais de phases II et III,  
30% sont des études de physiologie et de physiopathologie,  
15% sont des études génétiques,  
15% sont des études thérapeutiques non médicamenteuses, (dispositifs médicaux 
chirurgie....). 

 
- Une reconnaissance internationale de l’activité de recherche clinique : 2200 articles publiées par 
an par les praticiens de l’AP-HP dans les revues internationales. 
 
- Partenariat avec des organismes de recherche : université, Inserm, CNRS, CEA, INRA et 
industriels. 
 
- Un porte feuille de 220 brevets déposés au nom de l’AP-HP depuis 1992. 

 

- AP-H P et thérapie génique 
 
- 6 essais de thérapie génique ont été retenus dans le cadre d’un appel d’offre interne à l’AP-HP 
(appel d’offres GERMED) et 40 patients inclus. Quand un projet est retenu, la Délégation 
Régionale à la Recherche Clinique prend en charge la logistique nécessaire à la bonne exécution 
de ces essais thérapeutiques. Elle veille à l’assurance et au contrôle de qualité durant toute la 
durée du projet (Bonnes Pratiques Pharmaceutiques, Cliniques et Statistiques) ainsi qu’au respect 
des obligations légales et réglementaires en vigueur en France. Ces essais de thérapie génique 
sont suivis par des chefs de projets et des assistants de recherche clinique de la 
Délégation Régionale à la Recherche Clinique. 
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- 4 essais de thérapie géniques sont actuellement en cours. Ils sont réalisés dans des hôpitaux 
de l’AP-H P qui est promoteur de ces études, les investigateurs-coordonnateurs sont des PU-
PH (Professeurs des Universités-Praticiens Hospitaliers) de l'institution. 
 
 
 
Ces 4 essais sont :  
 

« traitement de la maladie de Huntington par implantation intra-cérébro-ventriculaire de 
cellules encapsulées génétiquement modifiées pour synthétiser du CNTF ». Investigateur - 
coordonnateur Professeur Pierre Césaro - Hôpital Henri Mondor. 

 
« Thérapie génique du mélanome malin métastatique de l’adulte : évaluation de la tolérance à 
l’injection intratumorale de cellules produisant des rétrovirus recombinants porteurs du gène 
de la thymidine Kinase du virus herpès simple de type 1, suivie de l’administration de 
ganciclovir ». Investigateur - coordonnateur : Professeur Klatzmann - Groupe Hospitalier Pitié 
Salpétrière. 

 
« Thérapie génique du glioblastome en rechute de l’adulte : évaluation de la tolérance et de 
l’efficacité in situ de cellules produisant des rétrovirus recombinants porteurs du gène de la 
thymidine Kinase du virus herpès de type 1 suivie de l’administration de ganciclovir ». 
Investigateur - coordonnateur : Professeur Klatzmann - Groupe Hospitalier Pitié Salpétrière. 

 
« Traitement du déficit immunitaire combiné sévère lié à l’X (déficit en gamma C par transfert 
ex vivo du gène gamma C dans les cellules médullaires antologues ». Investigateur - 
coordonnateur : Professeur A. Fischer - Hôpital Necker Enfants Malades. 

 
 
Contact promoteur :  
Délégation Régionale à la Recherche Clinique - DPM-DIREQ (AP-HP) : 01 44 84 17 70 
 

Contact presse :  
Thierry Girouard, Direction de la communication - service de presse (AP-HP) : 01 40 27 37 22 
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La Grande Tentative : un progr amme de 5 ans  

Un réseau national et international de vectoro logie  

Un sout ien au développ ement  des essais de thérapie génique 

AFM : le coût  des premiers essais  
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