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Maitrise et Sécurité des Médicaments de Thérapie génique.
« expression tissus spécifiques d’un gene suicide dans les

cellules souches mésenchymateuses portales et les
myofibroblastes qui en dérivent »

Che.serguera@asfaliabiologics.fr
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Les applications de la thérapie génique
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Evolution de la thérapie génique en pratique médicale
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% Réaction immunitaire (destruction du vecteur, rejet de la cellule modifiée, activité CD8+ hors cible ...)
% Mutagenese insertionnelle (transformation de la cellule modifiée)
% Mutagenese par édition génique hors cible par Cas9

% Réplication du vecteur viral

Controle de la survie
de la cellule modifiée

Expression transitoire de Cas9
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Régulation physiologique de I’'expression

du transgéne par ATF4
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Regulating the expression of therapeutic transgenes by
controlled intake of dietary essential amino acids

Cédric Chaveroux!, Alain Bruhat!, Valérie Carraro', Céline Jousse!, Julien Averous’, Anne-Catherine Maurin!,
Laurent Parry!, Florent Mesclon!, Yuki Muranishi!, Pierre Cordelier?, Aline Meulle2, Patrick Baril3,
Anh Do Thi*, Philippe Ravassard?, Jacques Mallet> & Pierre Fafournoux'
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aéfal'a Une cellule souche portale mésenchymateurse impliquée dans la fibrose hépatique
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Hepatocytes

Ciblage et destruction des PMSC et PMSC-MF
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