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Essai de phase Il
pour l'ataxie de Friedreich

n Europe, |'idébé-
E none, un médicament

administré par voie
orale, va faire I'objet d'un
essai de phase Il chez des
patients affectés par 'ataxie
de Friedreich, une maladie
neuromusculaire qui se
traduit par des atteintes
neurologiques, une cardio-
myopathie et parfois du
diabéte. Schématiquement,
I'idébédone aurait une
action anti-oxydante, c'est-a-
dire qu'elle permettrait
de neutraliser de petites
molécules nuisibles pour les
cellules, appelées «radicaux

libres», libérées par les mito-

chondries. Depuis 2001,
cette molécule bénéficie

du statut de médicament
orphelin délivré par I'Agence
européenne du médicament
(EMEA). Et, depuis aoiit
dernier, son développement
fait I'objet d’un accord

entre les sociétés japonaise
Takeda Pharmaceutical et
suisse Santhera Pharmaceu-
ticals. Rappelons que I'AFM
a soutenu les premiers
travaux de recherche sur
I'ataxie de Friedreich, avec
I'idenfication du géne
al'origine de la maladie

en 1996, puis la découverte,
un an aprés, du mécanisme
biologique en cause

(un déficit de protéines

conduisant & une accumula-

tion anormale de fer dans
les mitochondries, qui elle-
méme entraine |'apparition
de ces «radicaux libres»).
Enfin, en 1999, un premier
essai clinique mené par une
équipe de I'unité Inserm
hépital Necker-enfants
malades (Pr Amold
Munnich), basé sur I'admi-
nistration de I'idébénone
avait débouché sur des
résultats prometteurs. B
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