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Etude préclinique [I)our les patients
atteints de la maladie de Krabbe

Obiedifs Aucun remede n’est actuellement disponible pour la maladie de Krabbe, ces travaux devraient ouvrir
sur des traitements de soutien aux patients.

Budget 96000 €

Durée 2ans

Description La maladie de Krabbe est une maladie neurodégénérative causée par la carence de I’enzyme GALC.

Les premiers symptomes sont une dysphagie, une nervosité, une hypertonie. Une cécité et une surdité
apparaissent avant un état végétatif.

L’administration thérapeutique de I’enzyme est bloquée par la barriere hémato-encéphalique qui
protege le systeme nerveux central.

Un projet pilote soutenu par ELA, a fait la preuve que le passage de la barriere cérébrale est possible
chez les souris.

Les partenaires du projet: D" Marco Cecchini, Institut de Nanoscience NEST — CNR, Pise, Italie.

Impuds Cette étude utilisera des nanoparticules actives capables de transporter I’enzyme a travers la barriere
cérébrale pour traiter et soulager les malades.




