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Thérapie génique : un gène changé, une santé retrouvée
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1. Drépanocytose & β-Thalassémie 

288 000 nouveaux cas par an dans le monde

300 000 nouveaux cas par an dans le monde
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▪ Transfusions sanguines 
→ À faire à répétition tout au long de la vie

▪ Dons de moelle osseuse 
→ Difficulté de trouver des donneurs compatibles, 
rejets possibles et opérations lourdes 

2. Traitements actuels 3. Variations de l’hémoglobine

: Chaine γ

: Chaine ⍺

: Chaine β

: Chaine ⍺

Hémoglobine Fœtale (HbF) Hémoglobine Adulte (HbA)

Expression de BCL11A

Chaines γ

Naissance

6. Espoirs

Chaines γ =    HbF

4. Altération de l’expression 
de BCL11A par CRISPR/Cas9

HbF Hb
tronquée

Chaines γ

Chaines γ

5. Résultats 

Résultats positifs
UK et USA 

Résultats temporaires et 

effets secondaires 

Coût Technique Éthique

6. Limitations

Mucoviscidose

Dystrophie musculaire 

7. Espoirs

Athérosclérose

Cancers
leucémie, cancer gastrique

Toutes les figures ont été réalisées avec Biorender

*Association Pour l'Information et la Prévention de la Drépanocytose
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