
Que sont les Glycogénoses ?

Hypoglycémie

•Sucres 

(glucides)

•Graisses 

(lipides)

•Protéines

glucose
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glycogène

Pas de production de 

glucose par le foie

1

Accumulation de 

glycogène hépatique : 

hépatomégalie, foie gras, 

cirrhose

2

Accumulation de 

glycogène musculaire :

Insuffisance cardio-

respiratoire,

Myopathie

3

� Maladies de stockage du 

glycogène (stock tissulaire de 

glucose ou sucre)

� Maladies génétiques rares 

� Plusieurs types (hépatiques 

et/ou musculaires)

Votre publicité ici?
C’est possible,

contactez un representant
de l’ AFG



L’Association Francophone des Glycogénoses

Association Loi 1901

http://www.glycogenoses.org

195 adhérents

141 patients
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De la Connaissance de la 

Maladie Rare au Traitement

Bases de données

des patients

Thérapie Génique 

(Glycogénose de type 1)

Molécules Chaperonnes

(Glycogénose de type 2)

Alimentation (Glycosade) 

(Glycogénose de type 1) 

Enzymothérapie 

(Glycogénose de type 2) 

Connaissance systématique 

de la maladie

Recherche théorique

Définition de modèle

Recherche « in vitro »

Recherche « in vivo »

Recherche clinique

Autorisation de Mise 

sur le Marché

Suivi Thérapeutique

Votre publicité ici?
C’est possible,

contactez un representant
de l’ AFG

Votre publicité ici?
C’est possible,

contactez un representant
de l’ AFG



Recherche en thérapie génique

Les questions:

1. Choisir le bon vecteur

2. Choisir la dose du vecteur

3. La réponse immunitaire

4. Cibler les cellules

5. Le mode d’administration

Le chevet du malade

Agences réglementaires

Faire des études de toxicité

Comprendre la maladie

Isoler le gène

Construire l’ADN-médicament

Valider le vecteur in vivo

Glycogénose de type 1

Constuire le vecteur

Guérir l’animal malade modèle

Produire le médicament

Valider le vecteur in vitro

Virus

recombinant

et défectif

Injection dans 

le sang

Foie guéri

L’AFG cofinance la recherche avec l’aide de :

Sennecy le Grand

Défi Lac Leman
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Le jardin de l’Eygala
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