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30 ans, et après… 
 

2022, l’année de 30 ans de combats permanents, de belles rencontres, de belles émotions mais 
aussi des peines et des tristesses en pensant à toutes celles et ceux qui nous ont quittés trop tôt, 
nos enfants, nos frères, nos sœurs, nos parents, emportés par une maladie au nom barbare : la 
leucodystrophie. 

30 ans déjà que l’association ELA porte le combat de toutes ces familles qui, envahies par la maladie, 
ont su dresser des barricades, faites de résilience et d’amour. 

30 ans déjà que les médecins soignent de leur mieux et que les chercheurs redoublent d’efforts. 

30 ans pour faire un médicament, c’est beaucoup trop long. 

Alors forcément, on en rêve. 

Et au bout de 30 ans, lorsqu’un premier traitement sort du laboratoire, et reçoit toutes les 
autorisations nécessaires à sa mise sur le marché, notre joie est immense, le rêve devient enfin 
réalité. 

Les médecins y ont cru. Élodie aussi, pour son petit Mathéo. À l’hôpital, le petit garçon avait encore 
dû se montrer très courageux pour recevoir ce nouveau traitement appelé Skysona, mais qu’on 
aurait pu appeler “espoir”, tant Mathéo en avait besoin pour son futur. Avant lui, une soixantaine 
d’enfants au monde avaient pu en bénéficier à titre expérimental. 

Mathéo aurait pu guérir grâce à cette thérapie génique inventée en France. Il en a été privé pour 
des raisons commerciales. 

Les autres petits Européens ne l’auront pas non plus. Le laboratoire américain qui possède les droits 
de commercialisation a décidé brutalement de se retirer de France et d’Europe, et de se recentrer 
sur le marché américain. 

30 ans pour en arriver là… Un conte de fées qui se transforme en cauchemar. Il y aurait beaucoup 
à dire mais le plus urgent est d’agir. 

Élodie, la maman de Mathéo ne veut pas que son histoire douloureuse arrive à d’autres enfants, à 
d’autres parents. C’est pour eux qu’elle a décidé de lancer une pétition afin 
d’alerter les autorités françaises. C’est pour eux que nous vous demandons 
de la signer massivement. 

30 ans, et après… Tous ensemble on peut encore changer les choses. 
Merci de vous mobiliser aux côtés de la maman de Mathéo. 

En attendant des réactions et surtout des solutions, je vous souhaite 
d’agréables fêtes de fin d’année en famille et entre amis. 

Bien amicalement,

édito

Crystelle Cottart 
Présidente ELA France
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l’homme est capable d’atrocités, la justice a posé des lois qui 
encadrent le respect, la dignité et la protection des personnes 
dans la recherche médicale. Elles définissent aussi les rôles et 
les obligations des acteurs de la recherche, garants de ces 
principes. La recherche médicale doit être validée de façon 
indépendante et transparente par des Commissions de 
Protection des Personnes (CPP). 
 
 
• L’intégrité scientifique est également un principe 

essentiel de la recherche clinique 

 
 
C’est une condition sine qua non de la confiance entre les 
chercheurs, la science et la société. L’intégrité scientifique doit 
inclure une intégrité financière des acteurs de la recherche, 
mais aussi s’attacher aux retombées de la recherche pour les 
patients. 
 
 
• L’accès au traitement 
 
Enfin l’accès au traitement est une vraie question au cœur de ce 
symposium, et un enjeu éthique de taille. Une multitude d’étapes 
doivent être franchies avant de pouvoir en bénéficier. Ces étapes 
sont d’ordre industriel, financier et politique et l’accès à un 
traitement innovant en est fortement dépendant. La mise sur le 
marché d’un traitement doit avoir été approuvée par toutes les 
autorités de santé, et son prix validé par la Comité Économique 
des Produits de Santé (CEPS). 
“Aujourd’hui on devrait avoir une réflexion d’anticipation, quand 
on développe une recherche, on doit se poser la question de 
savoir si elle va s’intégrer dans les politiques de santé et d’accès 
aux soins par tous” conclut Grégoire Moutel. 
 
• Vers un comité d’éthique et une charte pour ELA 
 
Pour mieux porter ses valeurs et les faire respecter, ELA souhaite 
s’orienter vers la constitution d’un comité d’éthique et de 
déontologie, et l’élaboration d’une charte éthique pour ses 
activités. Pour Guillaume Grandazzi, membre du comité de 
déontologie et d’éthique de l’Université de Caen : “Au-delà des 
questions théoriques, les enjeux éthiques nous concernent tous 
en tant que citoyens, patients, chercheurs, industriels”. 
 
Ce comité doit être à la fois pluridisciplinaire, pluriprofessionnel 
et doit intégrer l’association dont seules les familles sont les 
véritables experts de la maladie. L’enjeu de ce comité est de 
renforcer la place et le rôle des familles dans la réflexion éthique 
qui se nourrit de la diversité de compétences, de points de vue 

L’intégrité scientifique est l’ensemble des valeurs et des 
règles qui garantissent la responsabilité, le respect, 
l’honnêteté et la fiabilité.

Retour sur le symposium 
d’ELA International 

le 24 septembre 2022
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Les enjeux éthiques et déontologiques 
des innovations thérapeutiques et l’accès 
à ces traitements 

 
 
Dans la continuité du précédent symposium organisé en 
novembre 2021, ELA International a organisé un nouvel 
évènement sur “L’innovation thérapeutique : quelles règles 
éthiques et quels accès ?”. Il a réuni des experts médecins, des 
industriels, des agences de santé, et des familles pour explorer 
ensemble les notions d’éthique, de déontologie et d’intégrité et 
pour débattre de l’accès aux traitements innovants. 
 
Traduit simultanément en cinq langues (allemand, anglais, 
espagnol, français et italien), ce symposium s’est ouvert une 
nouvelle fois aux familles des antennes d’ELA et à la 
communauté internationale. 
 
Les principes d’éthique et de déontologie et l’accès 
aux innovations thérapeutiques, un sujet au cœur des 
débats 
Ce symposium était animé par Grégoire Moutel, expert des 
questions éthiques au CHU de Caen. Soixante-dix-neuf familles 
ont participé à l’évènement et sept nationalités étaient 
représentées, témoignant d’un vif intérêt pour ces sujets. 
 
Guy Alba, Président d’ELA International, a introduit ce 
symposium poursuivant la réflexion sur les questions éthiques 
déjà initiée lors du précédent symposium organisé en novembre 
2021. L’enjeu de l’éthique dans la recherche et l’accès à 
l’innovation thérapeutique sont au cœur des débats. 
 
 
• L’éthique dans la recherche clinique 

 
 
“Les patients et les associations de patients doivent pouvoir 
s’approprier les sujets mêmes les plus complexes pour être 
armés et dialoguer d’égal à égal non seulement avec le monde 
scientifique, mais également avec le monde politique et les 
décideurs”. C’est sur ces mots que le Pr. Grégoire Moutel a 
ouvert la première partie du symposium dont l’objectif est de 
préparer la constitution d’un comité d’éthique et l’élaboration 
d’une charte ELA. 
 
Il a d’abord rappelé les principes fondamentaux sur lesquels 
repose l’éthique dans la recherche. Si l’Histoire a montré que 

L’éthique dans la recherche clinique repose sur la dignité de 
la personne, c’est-à-dire que sa santé, son bien-être, les 
soins et le respect de sa vie privée passent avant les objectifs 
de la recherche.



et d’expériences. La première mission de ce comité sera la 
rédaction d’une charte co-construite par l’ensemble des 
partenaires afin d’encadrer les activités d’ELA autour de la 
recherche. 
 
L’urgence de faciliter l’accès aux traitements 
novateurs est un vrai défi 
Pour introduire le sujet de la deuxième partie, Guy Alba a rappelé 
la situation en France des traitements par thérapie génique pour 
les leucodystrophies, notamment la situation du Skysona, 
thérapie génique mise au point par le laboratoire Bluebird Bio 
dans le traitement de l’adrénoleucodystrophie cérébrale. Malgré 
l’obtention de l’Autorisation de Mise sur le Marché (AMM) de 
l’Agence Européenne des Médicaments (EMA) en juillet 2021, le 
laboratoire a décidé de quitter l’Europe un mois après. Les 
raisons évoquées par le laboratoire sont d’ordre financier. 
“Cette situation est intenable pour les familles” s’indigne Guy 
Alba. 
Mais comment annoncer aux parents que ce traitement n’est 
plus disponible ? Que peut-on proposer aux enfants qui devaient 
recevoir ce traitement et quelles sont les alternatives ? 
 
 
• Un parcours semé d’embûches 
 
Deux familles sont venues témoigner de leur parcours compliqué 
et de la difficulté d’accéder aux traitements. 
C’est avec beaucoup d’émotion que la maman de Mathéo a 
expliqué que son fils, atteint d’adrénoleucodystrophie cérébrale, 
n’a finalement pas pu bénéficier du nouveau traitement par 
thérapie génique faute de disponibilité de ce dernier. L’annonce 
de l’absence de traitement est venue ébranler un espoir de 
guérison après un parcours médical difficile. À défaut, Mathéo 
a reçu une allogreffe (donneur compatible). Malheureusement 
la première tentative a échoué et une deuxième greffe a été 
réalisée. “Aujourd’hui Mathéo se maintient mais ça n’est pas fini 
et chaque jour est un peu plus compliqué” nous dit sa maman. 
 
La maman d’Alice et Coline témoigne, elle aussi, d’un parcours 
compliqué. Les deux petites filles sont porteuses de la mutation 
responsable de la leucodystrophie métachromatique. L’une a été 
diagnostiquée tardivement, l’autre a bénéficié d’un diagnostic 
précoce. Coline, encore asymptomatique, a pu bénéficier de la 
thérapie génique dans le centre de Milan en Italie. La maman 
d’Alice et Coline souligne la difficulté face à la tourmente de la 
situation, à rester lucide sur les documents d’information et de 
consentement qui, au regard de l’espoir de guérison, sont 
finalement incompré hensibles à ce moment-là. 
 
Elle se dit rassurée de savoir qu’il existe des comités de 
protection des personnes qui garantissent les droits des 
patients. “On est prêt à tout pour sauver son enfant, mais on a 
besoin d’être informé pour comprendre ce à quoi on s’engage”. 
 
Ces deux témoignages traduisent d’un parcours difficile, 
d’immenses déceptions qu’il faut gérer sur le plan psychologique 
pour la famille, mais sont aussi porteurs d’espoir pour les enfants 
qui peuvent bénéficier d’un traitement tant qu’il en est encore 
temps.
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Du laboratoire au patient : 
 
1. Le temps du développement clinique 
 
Accès au traitement dans le cadre d’un essai clinique 

 
 
• Du diagnostic à la difficulté d’accès au traitement 
 
Jean-Hugues Dalle est médecin-greffeur à l’hôpital Robert Debré 
à Paris. Il est responsable de la thérapie génique pour les 
patients atteints de leucodystrophie et clinicien de l’essai 
clinique évaluant la thérapie génique chez les patients atteints 
d’adrénoleucodystrophie cérébrale. À ce titre il s’indigne du 
comportement non éthique du laboratoire Bluebird Bio suite au 
retrait du traitement en Europe, qu’il avait lui-même proposé aux 
parents de Mathéo avant de devoir faire marche arrière : 
“Annoncer un traitement qui ne peut finalement pas se faire, 
c’est une situation inconcevable pour les familles et une 
démarche inacceptable pour les médecins”. 
Les médecins essayent d’accompagner au mieux les patients mais 
le parcours est difficile et ils ont une grande part de responsabilité 
dans ce parcours. “Il n’y a pas de bonnes ni de mauvaises recettes, 
ni de bonnes ou de mauvaises réactions mais il y a de temps en 
temps de très mauvais acteurs” conclut-il. 
 
En tant que coordinatrice du Centre de Référence des 
Leucodystrophies et neuro-pédiatre clinicienne à l’hôpital 
Bicêtre au Kremlin-Bicêtre, Caroline Sevin reçoit les familles 
pour annoncer le diagnostic et les accompagner dans leur 
parcours médical. Elle fait face à la difficulté d’annoncer quand 
un traitement est disponible ou ne l’est pas. 
 
Caroline Sevin explique que les nouveaux traitements sont 
porteurs d’espoir pour les familles mais présentent de nouveaux 
défis. “Une priorité, est d’améliorer le diagnostic précoce de ces 
maladies pour agir très en amont”. L’échange avec les parents 
sur les options thérapeutiques est complexe. Il y a beaucoup 
d’espoir au moment de la première consultation puis beaucoup 
de déception, de colère et d’injustice quand le traitement n’est 
finalement pas disponible ou quand il est déjà trop tard. 
 

Comité de Protection des Personnes

Phase 1
Volontaires sains
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Petit nombre de patients
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2. Le temps des négociations 
 
Accès au traitement dans le cadre d’un accès précoce ou 
compassionnel 

 
 
 
3. Le temps de l’accès au traitement 
 
• De la promotion à l’innovation : quelles sont les 
mesures à adopter pour accélérer l’accès à ces 
nouveaux traitements ? 
 
C’est à cette question qu’ont tenté de répondre Valérie Denux, 
médecin, Directrice de la direction Europe Innovation à l’Agence 
National de Sécurité du Médicament (ANSM) et Étienne 
Langliné, médecin hématologue, vice-président de la 
commission de la transparence à la Haute Autorité de Santé 
(HAS). 
 
Valérie Denux a donné un éclairage sur le positionnement de la 
France en Europe. L’ANSM accompagne, sur le plan technique, 
juridique et réglementaire, le développement des innovations 
avec pour objectif d’améliorer l’accès aux traitements 
notamment via le GIO (Guichet Innovation Orientation), un nouvel 
outil en ligne. La pluridisciplinarité est essentielle. L’ANSM 
délivre les accès dérogatoires, dont les procédures se sont 
accélérées. “Il faut décentraliser les essais pour une meilleure 
accessibilité, un gain de temps, un temps de recrutement réduit 
et une baisse des coûts”. 
 
Grégoire Moutel souligne les progrès immenses qui ont été faits 
ces dernières années même si la France est encore dans un 
“entre deux” au niveau européen, mais il y a une nette tendance 
à l’harmonisation et une vraie volonté d’accélérer l’accès au 
traitement. Les accès dérogatoires sont une véritable option de 
traitement aujourd’hui. 
 

Agence
européenne

EMA

Agence
nationale

ANSM

Commission
de

transparence

Service
Médical rendu

Amélioration
du Service

Médical rendu
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Accès précoce

Comité
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produits de Santé
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“Toute perte de temps est une perte de chance” dit-elle. Caroline 
Sevin pointe l’inégalité d’accès au traitement dans différents 
pays et souligne la lenteur des processus en France. La mise en 
attente et l’incertitude génèrent de la souffrance pour les 
familles. “Il y a vraiment un besoin de simplification et la 
nécessité d’avancer ensemble” conclut-elle. 
 
• De l’Autorisation de Mise sur le Marché (AMM) à la 
commercialisation du traitement 
 
Pascale Vincendon est Directrice Médicale pour le laboratoire 
Orchard qui a mis au point la thérapie génique pour le traitement 
de la leucodystrophie métachromatique (MLD), le “Libmeldy”. 
 
Toutes les étapes d’un développement clinique sont très longues 
dans le cadre des maladies rares à cause de leur complexité et 
du nombre trop limité de patients inclus dans les essais. 
Pascale Vincendon précise qu’il a fallu huit ans pour enrôler 29 
patients dans le premier essai clinique pivot et deux à trois ans 
de suivi des patients ensuite. Ces chiffres posent la dimension 
temporelle d’un essai clinique avant que le traitement ne soit 
soumis aux autorités de santé pour une autorisation de mise sur 
le marché. C’est d’abord la commission de la transparence de la 
Haute Autorité de Santé (HAS) qui doit reconnaître ce traitement 
comme innovant et évaluer sa légitimité au regard d’une 
stratégie thérapeutique. C’est ensuite sur son avis favorable que 
la demande d’accès précoce peut se faire dans une indication 
donnée. La question du prix et du remboursement est cruciale. 
“Aujourd’hui les patients en France peuvent être traités” 
conclut-elle. 
 

 

Accès à l’innovation avant la commercialisation 
 
• L’accès précoce est un dispositif qui permet l’accès 

anticipé à un traitement en cours d’autorisation dans une 
indication précise qui correspond à la maladie des 
patients concernés par l’accès précoce. 

• L’accès compassionnel est un dispositif qui permet à titre 
dérogatoire d’utiliser un traitement qui n’est pas en cours 
d’autorisation dans la maladie des patients concernés 
par l’accès. Il peut être aussi exceptionnellement délivré 
à titre individuel pour un traitement en cours 
d’autorisation dans la maladie du patient en impasse 
thérapeutique et ne pouvant attendre la mise en place 
d’un accès précoce.

www.leuconnect.com

une plateforme
d’étude clinique
en ligne



 
 
Étienne Lengliné a présenté les moyens mis en place après 
l’obtention de l’AMM pour l’inscription au registre des 
médicaments remboursables. Le parcours est long. Il commence 
par le dépôt d’un brevet qui ouvre la voie aux essais cliniques 
qui doivent démontrer que ce nouveau traitement est bénéfique 
pour les patients. C’est seulement après que s’engagent les 
procédures administratives qui conduisent à l’AMM, au 
remboursement et enfin la commercialisation du médicament. 
 
La commission de la transparence de la Haute Autorité de Santé 
intervient après l’AMM pour faire une évaluation scientifique et 
fournir un avis de bien-fondé dans le but d’éclairer le décideur 
public pour une prise en charge du médicament. Cet avis sera 
fourni au Comité Économique des Produits de Santé en charge 
de négocier avec le laboratoire et l’Assurance Maladie le prix 
du médicament pour finalement le mettre à disposition des 
patients. La HAS est également impliquée dans les décisions 
d’accès précoce. 
 
Elle évalue le Service Médical Rendu (SMR) des médicaments 
en se basant sur la gravité de la maladie, le fait que ce soit un 
traitement préventif ou curatif, le bénéfice risque (c’est-à-dire 
l’efficacité au regard des effets indésirables), et la place du 
médicament dans la stratégie du marché. 
 

LES ACTEURS DE LA RECHERCHE 
 
• CPP - Commission de Protection des Personnes 

Émet un avis préalable sur les conditions de validité des 
recherches impliquant la personne 
 

• Industriels 
Développent des thérapies innovantes 
 

• EMA – European Medical Agency 
Agence Européenne des Médicaments 
 

• ANSM – Agence Nationale de Sécurité du Médicament 
Agence qui permet au nom de l’État l’accès aux produits 
de santé 
 

• HAS – Commission de la transparence 
Évalue les médicaments ayant obtenu l’Autorisation de 
mise sur la Marché (AMM) et donne un avis sur la prise 
en charge 
 

• Comité Économique des Produits de Santé (CEPS) 
Contribue à l’élaboration de la politique économique et 
fixe le prix du médicament 
 

• L’Union Nationale des caisses de l’Assurance Maladie 
Fixe le taux de remboursement du médicament 
 

• Le Ministère de la santé 
Donne une décision finale d’inscription du médicament 
au remboursement
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Grégoire Moutel rappelle que même s’il y a des contraintes 
économiques, il y a des médecins dans toutes ces commissions 
qui peuvent s’appuyer sur des paramètres scientifiques, 
éthiques et médicaux. C’est une chance en France d’avoir un 
regard médical sur ces régulations. 
 
 
• Le temps des questions 
 
Un temps était réservé aux questions. L’enjeu est bien l’accès 
précoce au diagnostic et aux traitements. Les agences de santé 
ont un rôle prédominant à jouer. Bien que les relations entre les 
experts médicaux et les agences de santé se soient 
considérablement améliorées, les délais administratifs pour 
aboutir à l’Autorisation de Mise sur le Marché et au 
remboursement du médicament restent longs. Alors que la 
thérapie génique pour l’adrénoleucodystrophie cérébrale (ALDc) 
provient d’une recherche française, elle est brutalement retirée 
du marché européen pour être distribuée aux États-Unis. 
Gérard Pollet s’indigne au nom de toutes les familles d’ELA de 
cette situation irrecevable pour les familles. “Que faut-il faire 
pour que le traitement puisse être aussi distribué en Europe et 
en France ? Les négociations sur le prix du traitement sont-elles 
possibles ?”.  Autant de questions qui soulèvent l’indignation des 
familles derrière une logique de “business” qui ne devrait pas 
peser dans la balance. La discussion et les négociations doivent 
être menées avec les pouvoirs publics. “Il faut que les choses 
bougent, on ne peut plus attendre”. 
 
Emmanuelle Docquet-Chassaing, elle, s’interroge sur l’avenir de 
ses filles porteuses de la mutation alors qu’elle a déjà perdu un 
fils. “Quel espoir leur donner ? C’est une histoire familiale”. 
“Il est essentiel d’accélérer le dépistage néonatal” répond 
Caroline Sevin. 
 
Guy Alba conclut : “Il y a beaucoup d’actions à mener pour 
essayer de répondre aux besoins des familles et ELA va s’y 
atteler”. La question du prix du médicament est évidemment au 
cœur du débat, et des solutions doivent être trouvées pour le 
réduire afin de le rendre accessible au plus grand nombre. Il 
donne rendez-vous aux familles dans un an pour constater des 
progrès et poursuivre la réflexion ensemble. 
Le regard croisé des experts, médecins, industriels, agences de 
santé, et des familles nourrissent le débat sur des thèmes plus 
que jamais d’actualité. Il faut accélérer l’accès aux traitements 
novateurs, mais le temps politique et administratif n’est pas celui 
de la médecine ni celui des familles. 
 
Ce symposium pose les jalons d’une prise de position publique. 
“Il faut porter haut et fort la voix des patients et des usagers si 
nous voulons avancer” conclut Grégoire Moutel. C’est encore 
une nouvelle occasion de donner la parole aux patients et aux 
professionnels impliqués dans les essais cliniques.

LES CRITÈRES D’ACCÈS AUX TRAITEMENTS 
 
• Service Médical Rendu (SMR) : il répond à la question 

“Le médicament a-t-il suffisamment d’intérêt pour être 
pris en charge par la solidarité nationale ?”. Il est classé 
en quatre niveaux : important, modéré, faible, insuffisant. 

 
• Amélioration du Service Médical Rendu (ASMR) : 

il répond à la question “Le médicament apporte-t-il un 
progrès par rapport aux traitements déjà disponibles ?”
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et s’accumule à l’intérieur de la cellule au lieu de jouer son rôle 
dans la composition de la myéline. Elle survient avant l’âge d’un 
an et présente des signes de dysfonctionnement moteurs 
plutôt que cognitifs. 

> La forme néonatale de la maladie, elle, est une forme plus 
grave. Elle est liée à des mutations ponctuelles qui entraînent 
un dysfonctionnement de la protéine. Elle entraîne des 
symptômes neurologiques sévères qui peuvent être présents 
dès la naissance ou apparaître à quelques semaines. 

> La forme la moins courante est la paraplégie spastique de 
type 2 (SPG2). Elle est liée à des mutations nulles, ce qui se 
traduit par l’absence de la protéine et donc la perte de 
fonctions. 

 
 
Mieux comprendre les mutations génétiques 

 
 
 
• La prolifération et la différenciation cellulaire 
 
Pour mieux comprendre le projet que nous allons décrire, il faut 
bien comprendre ce que sont la prolifération et la différenciation 
cellulaire. 

Les mutations génétiques 
 
Il existe différents types de mutations génétiques dont les 
principaux sont : 
• les duplications, 
• les mutations ponctuelles, 
• les mutations nulles. 
 
Dans le cas des duplications, un gène est présent en 
double exemplaire. Et en conséquence, la protéine issue 
du gène peut être produite en excès. Les duplications 
peuvent entraîner une augmentation de la fonction 
protéique, un “gain de fonction”. 
Dans les cas des mutations ponctuelles, il y a une erreur 
dans l’orthographe du gène. La protéine fabriquée peut 
alors être trop petite, mal fonctionner ou ne pas 
fonctionner du tout. 
 
• Mutations ponctuelles codantes : la mutation a une 

conséquence sur la composition de la protéine. 
• Mutations ponctuelles non-sens : la mutation entraîne la 

fabrication d’une protéine tronquée. 
• Mutations ponctuelles non codantes : la mutation a une 

conséquence sur l’expression de la protéine, c’est-à-dire 
la quantité de protéine fabriquée, mais pas sur la 
composition de la protéine. 

 
Les mutations nulles ont pour effet d’empêcher toute 
production de la protéine du gène muté.

Une approche thérapeutique 
pour la maladie de Pelizaeus-Merzbacher
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En 2016, ELA finance un projet de 
recherche mené par l’équipe du Pr. Paul 
Tesar de l’université de Cleveland aux 
États-Unis : une approche chimique pour 
le traitement de la maladie de Pelizaeus-
Merzbacher. 

 
Le contexte 
 
Les leucodystrophies sont des maladies génétiques rares 
causées par des mutations spécifiques de l’ADN. Les cellules 
dont le code ADN est défectueux ne sont donc pas en mesure 
de remplir leur fonction normale. Dans certaines 
leucodystrophies, comme la maladie de Pelizaeus-Merzbacher, 
les mutations du code de l’ADN entraînent des dommages ou le 
dysfonctionnement d’un type de cellule particulier appelé 
oligodendrocytes. Ces derniers produisent normalement la 
myéline qui facilite la circulation de l’information nerveuse. 
 
 
• La maladie de Pelizaeus-Merzbacher (PMD) 
 
C’est une leucodystrophie hypomyélinisante, c’est-à-dire qu’elle 
se caractérise par un déficit permanent de myéline au niveau du 
cerveau. C’est une maladie dont le gène responsable est porté 
par le chromosome X, on dit qu’elle est liée à l’X. Rappelons que 
les femmes possèdent deux chromosomes X et les hommes ont 
un chromosome X et un chromosome Y. Si un gène sur le 
chromosome X ne fonctionne pas correctement, les hommes 
peuvent déclarer la maladie tandis que les femmes, qui ont une 
copie “normale” du gène sur l’autre chromosome, peuvent 
éventuellement compenser le chromosome X défectueux. Pour 
cette raison, les hommes et les femmes ne présentent pas la 
maladie de la même façon, et la maladie affecte plus 
particulièrement les garçons. 
Le gène dont la mutation est responsable de la maladie est le 
gène PLP1 qui code pour la protéine protéolipide 1 (PLP1). C’est 
la protéine la plus abondante dans la myéline du système 
nerveux et elle est produite presque exclusivement dans les 
oligodendrocytes myélinisants. 
 
 
• Les différentes formes de la maladie 
Le spectre clinique de la maladie est plus ou moins large suivant 
l’âge d’apparition et la gravité des symptômes. On décrit trois 
formes de la maladie : 
> La forme classique est la plus courante. Causée par la 

duplication du gène PLP1, la protéine est fabriquée en excès 



> La prolifération cellulaire est le fait que les cellules se 
multiplient. Les cellules dites “cellules mères” doublent leur 
matériel génétique avant de se diviser pour produire des 
cellules dites “cellules filles”. Une cellule saine donne 
naissance à une lignée de cellules saines, et une cellule mutée 
engendre une lignée de cellules mutées. Les cellules se 
renouvellent en permanence. Le rôle que joue la prolifération 
cellulaire est crucial, par exemple dans la réparation des tissus 
suite à une lésion. La prolifération est régulée au niveau du 
cycle cellulaire (différentes étapes qui permettent à la cellule 
mère de générer deux cellules filles). 

 
La prolifération cellulaire 

 
 
> La différenciation cellulaire, elle, est un processus biologique 

par lequel les cellules se spécialisent en un “type” cellulaire 
particulier ce qui leur permet d’assurer ensuite leur fonction. 
C’est au cours de cette étape qu’elles acquièrent leurs 
propriétés fonctionnelles leur permettant de faire par exemple : 
le métabolisme, le mouvement, la croissance, la reproduction. 
Par exemple, une cellule qui se différencie en cellule du foie 
va filtrer le sang en éliminant les toxines et en permettant le 
stockage des sucres indispensables. Elle assure la fonction 
hépatique. 

 
La morphologie d’une cellule peut changer radicalement lors 
de la différenciation, mais son patrimoine génétique reste le 
même. Les cellules différenciées utilisent uniquement les 
gènes qui sont nécessaires à leur fonction. 

 
La différenciation cellulaire 

 
 
La prolifération cellulaire s’oppose à la différenciation cellulaire : 
quand l’un des processus est en marche l’autre s’arrête et 
inversement. Ces mécanismes de prolifération et de 
différenciation sont minutieusement contrôlés et régulés pour 
maintenir un équilibre biologique indispensable.
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• L’hypomyélinisation dans la maladie de Pelizaeus-
Merzbacher 
 
Comme pour les autres leucodystrophies hypomyélinisantes, la 
faible quantité de myéline fabriquée chez les patients atteints de 
la maladie de Pelizaeus-Merzbacher empêche l’acquisition des 
compétences plutôt qu’une perte de capacité. 
Au cours du cycle cellulaire, quand la cellule identifie 
d’éventuelles anomalies, elle va tenter de les corriger. Si ces 
anomalies ne sont pas réparées, elles s’accumulent ou les 
cellules s’autodétruisent (apoptose). Dans la maladie de 
Pelizaeus-Merzbacher, on observe une destruction prématurée 
des oligodendrocytes myélinisants : la myéline ne peut pas se 
fabriquer. 
 
 

Le projet 
 
L’amélioration thérapeutique de la survie des oligodendrocytes 
pourrait-elle restaurer une myélinisation fonctionnelle ? 
 
C’est une hypothèse que les chercheurs de Cleveland ont 
explorée. L’équipe s’est intéressée à la restauration des 
oligodendrocytes dans la maladie de Pelizaeus-Merzbacher. 
L’objectif de leurs travaux de recherche : trouver le moyen de 
préserver les oligodendrocytes myélinisants afin de permettre 
la fabrication de la myéline. 
 
En effet, le séquençage à haut débit des cellules 
oligodendrocytaires myélinisantes a permis d’identifier une 
fenêtre pathologique précoce. Un stress du réticulum 
endoplasmique (RE) entraîne la mort cellulaire prématurée des 
cellules progénitrices d’oligodendrocytes (CPO). L’absence 
d’oligodendrocytes en nombre suffisant ne permet pas la 
fabrication de la myéline. 
 
Les chercheurs ont mis au point un système qui permet de 
générer des cellules progénitrices d’oligodendrocytes en grande 
quantité, de façon suffisamment pertinente physiologiquement 
pour l’étude, à partir de cellules souches pluripotentes de souris 
PMD (Plp1jimpy) et de cellules dérivées de patients. Les cellules 
progénitrices d’oligodendrocytes vont être stimulées avec des 
médicaments pour activer leur différenciation terminale en 
oligodendrocytes myélinisants. 
 
Encore faut-il trouver le bon médicament. Pour répondre à cet 
objectif, le laboratoire du Dr. Paul Tesar a mis au point une 
nouvelle méthode d’analyse de milliers de médicaments. La 
capacité des médicaments à induire la différenciation des CPO 
en olygodendrocytes et à maintenir leur survie est testée. 
 
• Identification de trois médicaments candidats 
 
Réalisée sur les cellules souches de souris PMD, cette analyse 
fait ressortir trois molécules (Ro 25-6981, salubrinal et Q-VD-OPh) 
efficaces dans la survie des oligodendrocytes myélinisants. Une 
de ces trois molécules, le Ro 25-6981 apparaît plus performante.
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Ce résultat confirme les résultats obtenus précédemment à 
partir de cellules souches de souris PMD. 
Enfin, sur les souris PMD, on observe que le traitement avec le 
Ro 25-6981 entraîne également une augmentation du nombre 
d’oligodendrocytes. 
 
Test de confirmation sur le modèle murin de la maladie 
 

 
 
Ce résultat renforce l’idée que le Ro 25-6981 est efficace, et donc 
est une molécule candidate intéressante pour restaurer le 
nombre de CPO et donc le nombre d’oligodendrocytes dans les 
conditions de la maladie de Pelizaeus-Merzbacher. 
 
 

Conclusion 
 
L’équipe a démontré que la perte d’oligodendrocytes peut être 
jugulée pharmacologiquement. Le Ro 25-6981 a montré son 
efficacité sur la survie des oligodendrocytes myélinisants en 
modulant la réponse au stress, d’abord testé sur des cellules de 
souris PMD et confirmé sur des modèles de cellules souches 
dérivées de patients et sur des souris jimpy (modèle murin de la 
maladie PMD). 
 
Cependant la survie des oligodendrocytes myélinisants ne 
confère pas, à elle seule, une restauration attendue de la 
myéline. Ces recherches ont révélé une deuxième phase 
pathologique : la cellule ne retrouve pas pour autant sa 
fonctionnalité myélinisante. 
 
Les travaux ont donc montré que la survie des oligodendrocytes 
peut être corrigée pharmacologiquement mais ne permet pas à 
elle seule la restauration fonctionnelle de ces cellules. 
Les chercheurs envisagent de tester des thérapies combinées 
qui pourraient à la fois améliorer la survie des oligodendrocytes 
et leur permettre de recouvrer leur fonction de production de 
myéline. 
 
ELA est fière d’accompagner ces travaux de recherche et 
continue de financer des projets sur les leucodystrophies afin 
d’aller vers des essais cliniques qui permettront peut-être de 
valider des traitements pour soigner ces maladies.
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Étape 1 : des milliers de molécules testées sur des cellules 
souches de souris PMD 

 
 
• Confirmation de l’effet du Ro 25-6981 
 
L’équipe va donc, dans un deuxième temps, chercher à confirmer 
l’efficacité de cette molécule, c’est-à-dire sa capacité à induire 
la différenciation des oligodendrocytes et à maintenir leur survie. 
Cette molécule est cette fois testée à la fois sur des cellules 
souches dérivées de patients et sur le modèle murin de la 
maladie. 
 
Étape 2 : vérification de l’efficacité du Ro 25-6981 sur les cellules 
souches dérivées de patients et sur la souris PMD 

 
 

Les résultats 
 
Testé sur des cellules souches dérivées de patient, on constate 
que le Ro 25-6981 permet un retour approchant la quantité 
normale d’oligodendrocytes myélinisants, ce qui suggère une 
amélioration de leur survie. 
 
Test de confirmation sur les cellules dérivées de patients 
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Week-end de répit ELA 
à l’île de La Réunion 

 
Après trois années d’absence en raison de la pandémie de COVID-19, nous avons renoué avec le traditionnel 
rassemblement des familles de La Réunion du 2 au 4 décembre. 

15 familles, dont trois nouvelles, soit 51 personnes, ont pu ainsi partager un week-end chaleureux et ensoleillé entre terre et mer. 
Nous avons eu la joie d’accueillir également deux personnes particulièrement engagées pour ELA sur l’île : Aurélie Bechen, professeur 
à l’école Iris Hoarau au Tampon et Tom Soullière, champion de Kickboxing et oncle du petit Mat, atteint de leucodystrophie. 
Au programme cette année : tour de kayak transparent pour découvrir la faune marine, jet-ski dans la baie de Saint-Gilles, parapente 
et handi-parapente pour les plus audacieux. Et pour les autres : massages, piscine et bains de mer. 
Les repas pris en commun ont été autant de moments de convivialité qui ont permis de se rapprocher des nouvelles familles et de 
prendre des nouvelles de ceux qui n’ont pas pu se déplacer cette année. La soirée festive du samedi, animée par notre fidèle DJ 
Philippe, a permis aux petits et grands de s’exprimer sur le dancefloor et de participer au traditionnel karaoké mettant à l’honneur les 
plus belles chansons créoles.

Tom Soullière, Parrain d’ELA Aurélie Bechen Jet-ski dans la baie de Saint-Gilles Les familles d’ELA sur la piste de danse

KayakPetit-déjeuner Handi-parapente en nacelle
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Aides destinées à compenser 
les besoins liés au handicap 

 
Les leucodystrophies engendrent des situations de handicap qui nécessitent des adaptations diverses dans les différents domaines de la vie 
quotidienne (emploi, logement…). Il existe plusieurs organismes pouvant apporter un soutien financier aux personnes touchées et à leur entourage 
afin de compenser les difficultés rencontrées. Le tableau ci-dessous récapitule les principales aides légales et extra-légales pouvant être accordées 
en fonction du besoin ainsi que de l’âge du bénéficiaire. Ils précisent également les organismes à solliciter ainsi que ceux qui délivrent les aides. 

Besoin Bénéficiaire Aide Organisme à 
solliciter

Organisme 
payeur

Aides légales

Congés

Congé parental (pour maladie de 
longue durée d’un enfant âgé de 
moins de 20 ans)

Allocation journalière de présence 
parentale (AJPP) CAF/MSA CAF/MSA

Congé de proche aidant Allocation journalière du proche aidant 
(AJPA) CAF/MSA CAF/MSA

Congé de solidarité familiale (proche 
dont la maladie met en jeu son 
pronostic vital)

Allocation journalière d’accompagnement 
d’une personne en fin de vie (AJAP) CPAM CPAM

Compensation des dépenses liées 
à la situation de handicap

Concerne les enfants de moins de 
20 ans

Allocation d’éducation de l’enfant 
handicapé (AEEH) - Allocation de base 
auquel peut venir s’ajouter un complément 
(complément d’AEEH)

MDPH CAF/MSA

Aides humaines  
+ 
prises en charges spécialisées 
libérales lorsque celles-ci ne sont 
pas accessibles dans les 
établissements ou services médico-
sociaux de proximité

Concerne les adultes Prestation de compensation du handicap 
(PCH) MDPH Conseil 

départemental
Concerne les enfants de moins de 
20 ans

Complément de l’allocation d’éducation de 
l’enfant handicapé (complément d’AEEH) MDPH Conseil 

départemental
Concerne les personnes de plus de 
60 ans (maladie avant 60 ans mais 
troubles ou situation de handicap 
apparus après 60 ans)

Allocation personnalisée d’autonomie (APA) Conseil départemental Conseil 
départemental

Aides techniques

Concerne les enfants de moins de 
20 ans

Complément de l’allocation d’éducation de 
l’enfant handicapé (complément d’AEEH) MDPH Conseil 

départemental

Concerne les adultes Prestation de compensation du handicap 
(PCH) MDPH Conseil 

départemental
Concerne les personnes de plus de 
60 ans (maladie avant 60 ans mais 
troubles ou situation de handicap 
apparus après 60 ans)

Allocation personnalisée d’autonomie (APA) Conseil départemental Conseil 
départemental

Aménagement du logement Tout âge

Aides de l’Agence nationale de l’habitat 
(ANAH) ANAH ANAH

Prestation de compensation du handicap 
(PCH) MDPH Conseil 

départemental

Aménagement du véhicule Tout âge Prestation de compensation du handicap 
(PCH) MDPH Conseil 

départemental
Compensation accès impossible 
ou limité à l’emploi (minimum 
ressources)

Concerne les adultes
Allocation aux adultes handicapés (AAH) MDPH CAF

Pension d’invalidité (PI) CPAM/MSA CPAM/MSA
Compensation perte ressources 
des parents (en cas de cessation 
ou de réduction d’activité)

Concerne les enfants de moins de 
20 ans (C1 à C6 en fonction du 
besoin de compensation)

Complément de l’allocation d’éducation de 
l’enfant handicapé (complément d’AEEH) MDPH Conseil 

départemental

Aide au maintien dans l’emploi 
(aides techniques, aménagement du 
poste de travail, aide à l’adaptation 
du véhicule servant pour les trajets 
domicile-travail…)

Salariés du privé
Aide financière de l’association de gestion 
du fonds pour l’insertion des personnes 
handicapées (AGEFIPH)

AGEFIPH AGEFIPH

Salariés du public
Aide financière du fonds pour l’insertion des 
personnes handicapées dans la fonction 
publique (FIPHFP)

FIPHFP FIPHFP

Vacances adaptées (surcoût) Concerne les enfants de moins de 
20 ans

Complément de l’allocation d’éducation de 
l’enfant handicapé (complément d’AEEH) MDPH Conseil 

départemental

Concerne les adultes Prestation de compensation du handicap 
(PCH) MDPH Conseil 

départemental

Aides extra-légales (soumises à conditions de ressources)

Quel qu’il soit, après sollicitation 
des aides ou prestations légales Tout âge

Prestation supplémentaire CPAM/MSA CPAM/MSA

Aide financière exceptionnelle

CAF, mutuelle, caisses 
de retraite principale et 
complémentaire, 
caisse de prévoyance, 
centre communal 
d’action sociale 
(CCAS)…

CAF, mutuelle, 
caisses de retraite 
principale et 
complémentaire, 
caisse de 
prévoyance, centre 
communal d’action 
sociale (CCAS)…

Aide complémentaire aux prestations 
MDPH

Fonds départemental 
de compensation du 
handicap (FDCH)

Conseil 
départemental
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Mathéo aurait pu guérir grâce à une 
thérapie génique inventée en France. 

Il en a été privé pour des raisons 
commerciales. 

 
Afin que cette histoire dramatique ne se reproduise pas, une maman d’ELA interpelle les Ministres de la Santé et 
de la Recherche ainsi que le Secrétaire Général pour l’investissement-France 2030, au travers d’une pétition 
soutenue par l’association. 

Sauvez des enfants privés de thérapie génique pour des raisons commerciales

Merci d’être nombreux à soutenir la démarche de cette maman 
en signant la pétition et en la relayant sur les réseaux sociaux : www.change.org/SauvezDesVies 

Je m’appelle Élodie Jourdan. Je suis la maman d’un petit Mathéo 
âgé aujourd’hui de 8 ans. Mon fils était en pleine forme jusqu’à 
ses premiers vomissements à répétition. Après des examens plus 
poussés, on a appris qu’il était porteur d’une leucodystrophie, 
une maladie neurodégénérative extrêmement grave qui peut 
détruire en quelques mois le cerveau d’un enfant jusque-là bien 
portant. En novembre 2020, à l’occasion d’une IRM, on remarque 
une petite lésion au niveau de son cerveau. Mathéo ne présente 
encore aucun symptôme, mais ce signe indique que la maladie 
progresse. Il faut la stopper à tout prix. Il n’y a pas de temps à 
perdre. 
Les médecins nous proposent alors un tout nouveau traitement, 
une greffe par thérapie génique appelée “Skysona”, qui peut 
guérir Mathéo. 
Une greffe est un traitement lourd. Mais la thérapie génique a 
démontré son efficacité et ses avantages par rapport à une greffe 
classique: pas besoin de donneur compatible, pas de risque de 
rejet, un retour à la normale rapide après six semaines 
d’hospitalisation, et pas de traitement post opératoire à vie. 
Nous n’avons pas hésité. Nous avons fait tous les examens 
nécessaires, et puis, huit jours avant de démarrer le processus 
de la greffe, nous avons appris la mauvaise nouvelle : le 
laboratoire américain qui possède les droits de 
commercialisation décide brutalement de se retirer de France et 
d’Europe et de se recentrer sur le marché américain pour des 
raisons “commerciales”. 
 
Mathéo ne bénéficiera pas de cette thérapie génique… 
Les autres petits Européens non plus… C’est d’autant plus 
inacceptable que cette innovation est née en France avec des 
fonds importants de l’Association Européenne contre les 
Leucodystrophies (ELA) et de la recherche publique. 
Le coup est rude, entre déception et larmes inconsolables. 
En l’absence du Skysona, les médecins nous proposent une 
greffe classique pour injecter à Mathéo les cellules d’un donneur 
compatible. Elle a lieu en octobre 2021, mais hélas il faut se 
rendre à l’évidence: la greffe a été rejetée. Un cauchemar. Une 
deuxième greffe est réalisée fin mars 2022. Mais Mathéo est 

fragile, des infections attaquent son cœur, ses reins, sa rate, ses 
poumons, son foie. Notre petit garçon se bat, malgré la perte de 
la vue d’un œil. 
Fin octobre 2022, nous apprenons que la maladie continue 
d’évoluer malgré la greffe, de nouvelles lésions au cerveau 
apparaissent. Nous continuons d’espérer que la greffe finira par 
la stopper définitivement. Nous croisons les doigts, il n’y a plus 
que ça à faire… 
 
• Comment ne pas s’indigner quand on sait que ce traitement 

n’est plus disponible en Europe alors que Mathéo aurait dû en 
bénéficier? 

• Comment ne pas s’indigner quand on sait que d’autres thérapies 
géniques tout aussi onéreuses sont prises en charge dans 
d’autres maladies génétiques? 

• Comment ne pas anticiper l’augmentation rapide et prévisible 
des traitements innovants dans les maladies rares? 

• Comment ne pas s’indigner que l’on condamne des enfants 
dans l’indifférence générale alors qu’on dispose d’un traitement 
efficace? 

Je ne veux pas que notre histoire douloureuse arrive à d’autres 
enfants, d’autres parents. C’est pour eux que j’ai décidé de lancer 
cette pétition. C’est pour eux que je vous demande de la signer 
massivement. Tous ensemble nous pouvons encore changer les 
choses. 
 
Je demande à François Braun, Ministre de la Santé, à Sylvie 
Retailleau, Ministre de la Recherche, et à Bruno Bonnell, 
Secrétaire Général pour l’investissement-France 2030 : 
• de créer au premier trimestre 2023 un fonds spécial à hauteur 

de 10 millions d’euros, afin de permettre aux enfants atteints de 
leucodystrophie qui pourraient bénéficier du Skysona d’être 
soignés aux États-Unis. Ce montant sera à renouveler tant 
qu’une solution pérenne sur le territoire français ou européen 
n’aura pas pris le relais. 

• de produire le Skysona en France, en concertation avec le 
laboratoire américain ou en ayant recours à une licence d’office 
qui permettrait à un tiers de le produire.
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Trois temps forts 
pour la 19e Dictée d’ELA ! 

 
Tout au long de la semaine nationale “Mets tes baskets” du 17 au 23 octobre 2022, 2 700 établissements 
scolaires ont participé à la Dictée d’ELA. Cette année, le texte a été rédigé par Mohamed Mbougar Sarr, Prix 
Goncourt 2021, et intitulé “L’étoile qui n’avait pas sommeil”. Les élèves ont pu découvrir les aventures de la 
petite étoile Or, que la curiosité pousse à rester debout malgré la fin de la nuit. “Ce que je veux, c’est voir le 
jour !” dit-elle. Véritable support d’échange, le texte s’achève par une question : “Mais dites-moi, quelle est la 
morale de cette histoire ? “

Les temps forts de la Dictée 
 

 
Brigitte Macron a de nouveau répondu à l’invitation d’ELA et a 
lu la Dictée à une classe de 5e du Collège de la Rose Blanche. 
La Présidente d’ELA, Crystelle Cottart, a témoigné de 
l’importance de la mobilisation des élèves pour assurer les deux 
principales missions d’ELA que sont l’accompagnement des 
familles et le soutien à la recherche médicale. Les parents de 
Léonie, atteinte de leucodystrophie, ont quant à eux, échangé 
avec les élèves sur ce que cela représente de vivre avec la 
maladie au quotidien.

Le lundi 17 octobre à Paris

Collège de la Rose Blanche : la photo de groupe marque le joli souvenir de ce moment de partage.

Temps d’échange avec Brigitte Macron. Léonie, atteinte de leucodystrophie, et ses parents.



 
Zinédine Zidane, parrain d’ELA, et le chanteur Soprano ont joué les professeurs devant une classe de 5e du Collège Henri Barnier. Ils 
ont tour à tour lu le texte aux élèves, en compagnie de Guy Alba, fondateur d’ELA et Président d’ELA International, ainsi que de Jean-
Marc Di-Rado, Vice-président d’ELA. Maëlle, atteinte de leucodystrophie, était présente avec sa famille pour échanger avec les 
élèves sur le handicap et le respect de la différence, des valeurs centrales de la campagne “Mets tes baskets et bats la maladie”.

Le mardi 18 octobre à Marseille
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Très engagé durant la semaine nationale, Mohamed Mbougar 
Sarr a lu la Dictée aux élèves de plusieurs établissements de 
l’Oise, dont le Collège Gérard Philippe. Crystelle Cottart, 
Présidente d’ELA France, avait fait le déplacement afin de 
remercier les élèves et le personnel de l’établissement pour leur 
engagement. Ce fut également l’occasion de rappeler le rôle de 
la Dictée comme support de sensibilisation et d’échange sur les 
leucodystrophies, mais aussi le handicap et le respect de 
la différence.

Le jeudi 20 octobre à Froissy

Soprano joue les professeurs d’un jour pour les élèves marseillais. Zinédine Zidane se prête de nouveau à l’exercice de la lecture de la Dictée.

Soprano, Zinédine Zidane, Guy Alba, Jean-Marc Di-Rado, Maëlle et sa famille.

Mohamed Mbougar Sarr s’est volontiers prêté au jeu de la Dictée. Nadia Cerise, Directrice d’ELA France, Crystelle Cottart, Présidente, et Mohamed 
Mbougar Sarr.
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30 Des lecteurs de la Dictée d’ELA 
2022 
 
1 Barbara Schulz, comédienne 
2 Shemss Audat et Cécilia Hornus, comédiennes 
3 Gil Alma, comédien 
4 Florian Merrien et Alexandra Saint Pierre, pongistes 

handisport 
5 Robin Molinié, handballeur 
6 Benjamin Bourigeaud, footballeur 
7 Frédéric Bouraly, comédien 
8 Victorin Lucien, conseiller municipal 
9 Ugo Marchand, comédien, et Yannis Ammour, athlète 
10 Guillaume Ledoux, chanteur 
11 Gwendal Peizerat, champion de patinage artistique 
12 Christophe Lemaitre, athlète, et Alain Papirer, pongiste 

handisport 
13 Baptiste Etcheverria, Lucas Pellegrini et Alexis 

Giacomini, footballeurs 

14 Philippine, chanteuse 
15 Camille Lou, comédienne 
16 Ludovic Baude, comédien 
17 Fanny Ami, comédienne 
18 Guilhem Guirado et Jean-Baptiste Dubié, rugbymen, 

avec Léo-Paul 
19 Baptiste Mischler, athlète 
20 Jérôme Fernandez, handballeur 
21 Sarah Boutkit, handballeuse 
22 François Cros, rugbyman 
23 Lionel Erdogan, comédien 
24 Serena Giuliano, autrice 
25 Moussier Tombola, chanteur 
26 Sophie Béjean, rectrice de l’Académie de Montpellier, et 

Margaux Fabre, nageuse 
27 Benjamin Nivet, footballeur 
28 Karim Benmiloud, recteur de l’Académie de Clermont-

Ferrand 
29 Élodie Varlet, comédienne 
30 Olivier Faron, recteur de l’Académie de Strasbourg
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Début de la campagne le 17 octobre avec la 
Dictée d’ELA : un temps de réflexion et de 
partage 
 
Comme chaque année en octobre, la semaine “Mets tes baskets 
et bats la maladie” est lancée par la Dictée d’ELA. Elle permet aux 
élèves de se retrouver autour d’un texte symbolique et d’échanger 
sur les leucodystrophies, la tolérance, la solidarité, le handicap. 
 
Mohamed Mbougar Sarr, lauréat du Prix Goncourt 2021, a prêté 
sa plume à ELA cette année. 
 
 
 

Après la Dictée, les élèves chaussent leurs 
baskets pour ELA : le temps de l’action 
 
L’opération “Mets tes baskets et bats la maladie” permet aux 
élèves de se mobiliser tous ensemble la même semaine et de 
prêter symboliquement leurs jambes aux enfants malades qui ne 
peuvent plus courir ni marcher. 
 
Durant cet évènement sportif, ce sont des centaines de milliers 
d’élèves qui se sont dépensés sans compter pour soutenir les 
enfants atteints de leucodystrophie et qui ont collecté des dons 
auprès de leur entourage pour aider l’association à remplir ses 
missions principales : financer la recherche médicale et accom -
pagner des familles touchées par la maladie. 
 
Rappelons que cet engagement est essentiel dans le combat 
contre les leucodystrophies : plus de 50 % des fonds affectés par 
ELA à ces deux missions proviennent des dons collectés par les 
élèves depuis la création de la campagne.

Semaine de mobilisation “Mets tes baskets 
et bats la maladie” dans les 

établissements scolaires : un engagement 
fort et symbolique des élèves pour ELA 

 
Pour cette 29e édition de la campagne “Mets tes baskets et bats la maladie”, les établissements scolaires ont 
été très nombreux à répondre à l’appel de solidarité lancé par ELA. Cette belle et forte mobilisation a permis 
d’atteindre un record de participation : plus de 3 000 établissements, soit plus 520 000 élèves ont chaussé leurs 
baskets pendant la semaine nationale du 17 au 23 octobre et ont brillamment relevé le défi proposé pour notre 
29e édition : “Pour aider les enfants malades, on se dépense sans compter !”



Merci ! 
 
à Brigitte Macron 
Depuis 2017, Brigitte Macron se prête chaque année à l’exercice de la Dictée avec 
les élèves. Nous la remercions chaleureusement pour son fidèle soutien à la 
cause d’ELA. 
 
au Ministère de l’Éducation nationale et de la Jeunesse 
La campagne est soutenue par le ministère depuis 1994 et bénéficie de l’agrément depuis 
2020. Cette année encore, ELA a été très honorée de pouvoir bénéficier du parrainage 
accordé par Pap Ndiaye, ministre de l’Éducation nationale et de la Jeunesse. Tous nos 
remerciements pour le soutien et la promotion de la campagne “Mets tes baskets et bats 
la maladie” sur l’ensemble des canaux de diffusion du ministère. 
 
aux familles et aux parrains/marraines de l’Association ! 
Tout au long de la campagne, ELA peut compter sur le soutien sans faille des familles 
qui se rendent dans les établissements scolaires pour sensibiliser les élèves aux 
leucodystrophies, leur apporter un témoignage personnel et les encourager. 
De nombreuses personnalités du monde du sport, de la chanson, du cinéma, de la 
télévision… se mobilisent également pour lire la Dictée, échanger avec les élèves et 
parler de leur engagement auprès d’ELA lors des opérations “Mets tes baskets et bats 
la maladie”. 
 
Aux enseignants, chefs d’établissements, élèves, équipes 
pédagogiques, parents d’élèves… 
La campagne “Mets tes baskets et bats la maladie” ne pourrait pas exister sans le 
soutien indéfectible des établissements scolaires, de toutes les équipes et des élèves 
qui portent le projet et font perdurer cette belle action solidaire depuis 1994. 
 
Nous les remercions chaleureusement pour leur précieux soutien 
et pour leur contribution à la lutte contre les leucodystrophies ! mtb.ela-asso.com/inscrits_mtb
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La campagne continue! Tous à vos baskets! 
Vous pouvez encore participer à la 29e édition de “Mets tes baskets et bats la maladie”, 

les inscriptions restent ouvertes toute l’année scolaire. 
Rendez-vous sur notre site Internet : mtb.ela-asso.com ou par téléphone au 03 83 33 48 52.

Flashez ce QRcode pour 
consulter la liste 
des établissements 
scolaires qui ont 
participé à l’opération 
“Mets tes baskets et 
bats la maladie” 
au cours du 
1er trimestre de 
l’année scolaire.



3,5 millions de pas pour ELA 
 
Après les établissements scolaires et les entreprises, c’était au tour du grand public de se mobiliser contre les 
leucodystrophies à l’occasion de la journée nationale “Mets tes baskets le 23 octobre” ouverte à tous. 
 
Ce jour-là, tout le monde était invité à participer au challenge connecté de 9h à 18h. Le principe, simple, était de faire le plus de pas 
possible au cours de cette journée. Pour participer, il suffisait de : 
• télécharger l’application “Mets tes baskets” (disponible gratuitement sur App Store et Google Play Store), 
• renseigner le code 231022 (pour 23 octobre 2022), 
• et faire une promesse de don. 
L’évènement a généré une belle mobilisation qui a réuni 1 100 personnes et permis de réaliser près de 3,5 millions de pas en seulement 
quelques heures ! Un grand merci à tous pour ce bel élan solidaire ! 
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Le 29 septembre dernier, l’opération “Mets tes baskets dans 
l’Entreprise” a réuni pour la première fois à Strasbourg des 
collaborateurs de différentes structures réunies dans le Quartier 
d’affaires, plus connu pour les Strasbourgeois sous le nom du 
Wacken. 
 
La Région Grand Est, Puma, le Crédit Mutuel, le restaurant Le 
Maenele, Mindevent et Mediarun ont pris part à cette journée 
pendant laquelle chaque pas comptait. L’idée était de créer un 
événement permettant aux entreprises de se retrouver et de 
créer du lien autour d’une action de solidarité. Les 
collaborateurs ont privilégié les escaliers à l’ascenseur et les 
visites dans le bureau voisin à l’e-mail, ou ont pris part aux 
séances de “mise en route musculaire” proposées par Christelle 
Sturtz-Froehlicher, chargée de missions en Alsace. 
 

Près de trois millions de pas ont été dénombrés via l’application 
“Mets tes baskets”, téléchargée par 500 collaborateurs 
participants. Cet événement aura permis de collecter 22 100 €. 
Cette journée s’est achevée par une remise en chèque en 
présence : 
• d’Irène Weiss, Conseillère régionale et Vice-présidente de la 

région Grand Est en charge de la commission de 
l’enseignement supérieur, 

• d’Alexandre Servillat, DRH à la Caisse Fédérale du Crédit Mutuel, 
• de Christophe Cance, Directeur général de Puma, 
• de Christophe Schalck, Directeur général de Mediarun, 
• de Dan Leclaire pour Mindevent, 
• d’Anne Turck, famille d’ELA, 
• de Nadia Cerise, Directrice d’ELA. 
 
Merci à tous ces acteurs pour leur belle mobilisation.

Le Quartier d’affaires de Strasbourg 
en baskets pour ELA
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Ticketmaster 
partenaire 
solidaire d’ELA 

Du 18 septembre au 
31 octobre, la plateforme 
de billetterie en ligne 
Ticketmaster France, en 
partenariat avec l’entreprise 
solidaire Common Cents, a 
collecté des dons pour 
soutenir les actions d’ELA. 
Ainsi, durant cette période, 
les clients de Ticketmaster 

avaient la possibilité de faire un don d’un euro pour chaque ticket 
acheté. Une belle opération de sensibilisation qui a permis de 
récolter de nombreux dons au profit des enfants atteints de 
leucodystrophie.

Powerday: un escape 
game pour ELA 
Dans le cadre de leur journée solidaire “Powerday”, une équipe 
de collaborateurs de la société Wavestone a soutenu ELA via un 
mécénat de compétence. Ils ont conçu un escape game sur 
mesure destiné aux élèves participant à l’opération “Mets tes 
baskets” à l’école. Créatif et ludique, il propose une série 
d’énigmes amusantes à résoudre afin d’aider le Professeur 
Lumière à retrouver sa formule magique pour obtenir des 
superpouvoirs et aider les enfants malades !

Le calendrier solidaire de cette fin d’année a été propice à la 
mobilisation pour soutenir le combat d’ELA. En effet, la semaine 
européenne de la mobilité (16-22 septembre), la semaine 
nationale “Mets tes baskets” (17-23 octobre) ou encore la 
Semaine Européenne pour l’Emploi des Personnes en situation 
de Handicap (14-20 novembre) ont été autant d’occasions pour 
les entreprises de sensibiliser leurs collaborateurs aux 
leucodystrophies mais également au handicap, à la lutte contre 
les discriminations et à la santé au travail. Des millions de pas 
ont ainsi été parcourus par les collaborateurs de partenaires 
comme Agipi, Allianz Partners, la CAF du Lot, la CAF du Puy de 

Dôme, Camieg, la CPAM de Paris, la CPAM de Loire Atlantique, 
la DRSM Occitanie, EQIOM, IQVIA, Legallais, Leroy Merlin 
Balma, la MAIF de Strasbourg, la MAIF Supports Techniques, 
Pickup, le Réseau SPIE, la Société Générale de Nancy, Solinest, 
The Walt Disney Company France. 
“Mets tes baskets dans l’Entreprise” a été également l’occasion 
pour certaines entreprises comme ODDO BHF de fédérer leurs 
collaborateurs à travers toute l’Europe en organisant un 
challenge au niveau international grâce à l’appli mobile “Mets 
tes baskets” disponible dans de nombreux pays et en version 
multilingue.

Toujours plus nombreux 
à chausser leurs baskets pour ELA

EQIOM The Walt Disney Company France : Pauline Ranvier, escrimeuse et Emeric Clos, 
entraîneur de l’Équipe de France d’Escrime.

Legallais IQVIA
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Le Groupe TF1 fidèle partenaire d’ELA 
sur la semaine nationale “Mets tes baskets” 

 
Depuis plus de vingt ans, le groupe TF1 soutient la lutte contre les leucodystrophies. À l’occasion du lancement 
de la campagne “Mets tes baskets et bats la maladie”, cette année encore, les chaînes du groupe ont mis en 
lumière le combat d’ELA. 

Une semaine spéciale ELA 
dans “Les 12 Coups de Midi” 
 
L’émission animée par Jean-Luc Reichmann a accueilli les 
parrains et marraines de l’association sur son plateau 
redécoré aux couleurs d’ELA, ainsi que Crystelle Cottart, 
Présidente d’ELA. 
La Miss France 1998 et animatrice TV Sophie Thalmann, 
marraine depuis plus de 24 ans, a rappelé les effets des 
leucodystrophies sur le système nerveux et la nécessité de 
soutenir les familles touchées au quotidien. L’athlète Pascal 
Martinot-Lagarde a quant à lui invité les spectateurs à 
participer, comme lui, à la Journée nationale “Mets tes 
baskets le 23 octobre” ouverte à tous. 
 
Tout au long de la semaine, la somme collectée par le maître 
de Midi a alimenté une cagnotte reversée à l’association. 
Cette semaine de mobilisation s’est conclue par une remise 
de chèque de 130 000 € à Crystelle Cottart. 

Des appels au don relayés 
dans plusieurs émissions 
 
Toute la semaine, sur plusieurs programmes, les présentateurs et 
animatrices se sont fait les porte-parole d’ELA auprès des téléspectateurs. 
Les appels aux dons ont été repris dans des émissions de grande écoute, 
comme dans “The Voice”. Au cours des journaux télévisés de 13h et 20h, 
un reportage a été consacré à la Dictée d’ELA et se concluait par un appel 
au don. 

Des animateurs mobilisés pour la Dictée 
 
Comme chaque année, les animateurs du Groupe TF1 se sont rendus 
dans les établissements scolaires pour lire la Dictée d’ELA aux élèves. 
Alexandre Devoise et Julien Arnaud ont répondu à l’invitation, ainsi que 
Katrina Patchett, danseuse et chorégraphe dans l’émission “Danse avec 
les stars”. Elle a troqué sa tenue de danse pour jouer les professeurs 
d’un jour auprès des élèves d’un établissement scolaire en région 
parisienne.

Nous remercions chaleureusement le groupe TF1 qui, toute l’année, 
se mobilise pour faire connaître la cause d’ELA auprès de tous les publics.

Pascal Martinot-Lagarde Sophie Thalmann Katrina Patchett



La Boucle Rieumoise 

 
Le dimanche 9 octobre avait lieu la dixième Boucle Rieumoise, 
un événement sportif et convivial qui fédère toute la ville de 
Rieumes et ses alentours. Pierre Lafont, atteint de 
leucodystrophie, a encore répondu présent et a illuminé de son 
sourire cette journée. 
 
Nous tenons à remercier la famille Lafont, William et Jean-
Jacques Joaniquet (co-fondateurs de la Boucle), le président 
Iain Dawson, la maire de Rieumes, la conseillère départementale 
Sandrine Baylac, Lily, Loïc, Jan et les familles d’ELA présentes 
et François Cros, international du Stade Toulousain, parrain 
d’ELA et de la Boucle Rieumoise. Merci aussi à Cathie Laurens, 
présidente de la Foulée Braxéenne, à Thierry Zanatta, son 
fondateur et Maire de Brax, le Département de Haute-Garonne, 
qui nous accompagnent et nous soutiennent. 
 
Depuis la création de cette course, plus de 110 000 € ont été 
reversés à la lutte contre les leucodystrophies. Un immense 
merci aux bénévoles, coureurs, marcheurs qui par leur 
participation soutiennent ELA et son combat. 

 

Concert solidaire 

 
La 6e édition du traditionnel concert caritatif organisé par Pascal 
le Tortorec, membre du Conseil d’Administration d’ELA, à l’Escale 
culture de Sucé-sur-Erdre (44) a rencontré un franc succès. Lors 
de cette soirée, Maxime Le Forestier et Georges Brassens ont 
été mis à l’honneur grâce au groupe de Loïc Le Normand : Alain 
Liman (à la contrebasse et à la basse), Emmanuel Couteau (au 
piano), Hélène Le Normand, Emmanuelle Couteau et Rozenn 
Rozière (au chant et aux chœurs). La recette des entrées et la 
vente de produits ELA ont permis de réunir plus de 2 500 € au 
profit de la lutte contre les leucodystrophies. Un grand merci au 
public venu nombreux, à la mairie de Sucé-sur-Erdre qui, lors de 
chaque édition de ce concert, offre la location de la salle et gère 
l’aspect technique. 

La Foulée des Brettes 
 

 
La 7e édition de “La Foulée des Brettes” organisée à Villabé (91) 
par l’association “Villabé Courir Pour le Plaisir” a rencontré un 
beau succès. Cet événement sportif propose aux petits et grands 
de participer à deux courses nature de 13 et 5 km et à la 
traditionnelle course d’obstacles “La Gadouilleuse” destinée aux 
enfants de 5 à 13 ans. Benjamin, atteint de leucodystrophie, et sa 
famille se sont joints une nouvelle fois à la fête et ont partagé de 
beaux moments avec les coureurs et les organisateurs de cette 
journée festive et solidaire. Un grand merci à toute l’équipe 
organisatrice menée par nos fidèles sympathisants Franck Pied et 
Lahcène Hiane, aux partenaires et à tous les bénévoles pour leur 
fidèle soutien à notre combat. 

 

Du 14 au 20 novembre, 
on a fait “Des pas pour ELA” 
À l’occasion de la Semaine Européenne pour l’Emploi des 
Personnes Handicapées (SEEPH), ELA a souhaité sensibiliser à 
l’enjeu que représente l’accès à l’emploi pour les personnes en 
situation de handicap. 

 
Accéder à un emploi, un enjeu de taille 
Les personnes atteintes de leucodystrophie sont touchées par 
un handicap moteur dont l’intensité peut varier selon la forme 
de la maladie et son avancement. De ce fait, l’accès à l’emploi 
nécessite de nombreuses adaptations (ex. : aides matérielles ou 
au déplacement, adaptation du poste de travail, des horaires, 
compensation financière liée à la réduction d’activité). 
Par l’intermédiaire du Pôle Accompa gnement des Familles, ELA 
informe et assiste dans leurs démarches les personnes touchées 
par une leucodystrophie et participe au financement des projets 
de compensation du handicap. 
 
Un challenge solidaire sur une semaine 
Durant toute la semaine, l’application “Mets tes baskets” a 
comptabilisé les pas des participants en France métropolitaine 
et ailleurs. En effet, l’île de La Réunion s’est également jointe à 
cette mobilisation qui a permis de réaliser un total de 1 028 842 
pas ! Un grand merci à toutes et à tous pour votre implication ! 
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Une course 100 % féminine et solidaire 
 
La Lycéenne MAIF Run a réuni 1 400 jeunes filles le 12 octobre 
dernier au Jardin des Deux rives à Strasbourg. Elles ont couru 
pour elles, entre elles, pour le plaisir et pour mettre en lumière 
ELA, en présence de notre chargée de missions Christelle Sturtz-
Froehlicher, marraine de cette édition 2022. 
 
La Lycéenne, c’est aussi l’occasion de découvrir de nombreuses 
activités sportives pour donner le goût du sport et du 
dépassement. De nombreux partenaires se sont associés à 
l’événement : les ligues sportives régionales, les comités 
régionaux et clubs. Un village sportif était notamment présent 
pour faire découvrir certains sports et sensibiliser au handicap. 
Les différents ateliers ont été animés par l’UNSS 67 et 68, le 
Comité Départemental de Golf du Bas-Rhin, le Touch Strasbourg, 
le Comité Handball du Bas-Rhin, STAPS Strasbourg, Graine de 
Cirque et bien d’autres ont animé le village sportif tout au long 
de la journée. 

Les lycéennes avaient la possibilité ce jour-là de donner un euro 
symbolique en participant à une tombola solidaire. La somme 
collectée a été reversée à la lutte contre les leucodystrophies. 
 
Olivier Faron (Recteur de l’Académie de Strasbourg), Irène Weiss 
(Conseillère régionale de la Région Grand Est), Tufuor Owusu 
(Adjoint à la Maire de Strasbourg), Hamelin Boyer, (Vice-présidente 
du CROS Grand Est en charge de l’éducation et de la citoyenneté), 
M. Deloye (Inspecteur Pédagogique Régional en EPS) et les 
directeurs départementaux, Mathieu Anzuini (UNSS 68) et Renaud 
Romann, (UNSS 67) étaient présents pour soutenir cette initiative 
et motiver ces dynamiques lycéennes. 
 
Ce fut une manière festive de réunir les lycéennes autour du 
sport et de ses bienfaits, et de la solidarité autour d’ELA. 
 
Bravo et merci à Catherine Schubnel, Directrice de service 
régional de l’UNSS Alsace et à son adjointe Nathalie 
Schwarzrock, les forces vives de ce projet.

2 400 judokas engagés pour ELA 
 
Du 17 au 22 octobre dernier, 2400 élèves de 25 écoles élémentaires 
de Cambrai (59) et des alentours ont foulé les tatamis pour la bonne 
cause. Cette grande semaine solidaire autour du judo, en soutien 
à ELA, est un projet de longue date de Francis Vilain, directeur 
technique du club “Judo Cambrai” et professeur de judo depuis 40 
ans. Kodomo, l’emblématique mascotte de la Fédération Française 
de Judo, est venue animer les cours d’initiation au judo sous le 
regard émerveillé et amusé des enfants au centre sportif Alain 
Colas de Proville (59), gracieusement prêté par la municipalité pour 
l’occasion. Le mercredi, un stage départemental était animé par 
Cyrille Maret, médaillé de bronze aux Jeux Olympiques 2016 de Rio, 
vice-champion d’Europe en 2018 et vice-champion du monde par 
équipe en 2019. Enfin, cette semaine de mobilisation sportive s’est 
achevée le samedi par une journée d’animations pour les plus 
jeunes, ainsi qu’un tournoi au cours duquel se sont affrontés près 
de 600 judokas de 4 à 14 ans issus d’une trentaine de clubs de judo 
des environs. Julien atteint de leucodystrophie et sa famille ont eu 
le plaisir de rencontrer l’équipe organisatrice au cours de cette 
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journée, ainsi qu’une sélection de l’équipe féminine de Judo 
composée des championnes Mélanie Vieu, Anaïs Mosdier, Faiza 
Mokdar et Agathe Devitry. Nous tenons à remercier 
chaleureusement Francis Vilain, France Judo et la commune de 
Proville pour leur soutien à l’évènement, ainsi que tous les 
bénévoles impliqués dans l’organisation, et les quatre 
championnes qui sont venues à la rencontre de Julien et sa famille.



• Gigean Aikido 
• Générations Mouvement - Le Luart 
• SMTTBT - La Balme de Thuy 
• Vélo Club et Association Les Gas de la Vallée d’Ornans 
• Association Terres de l’île Chauvet - Bois-de-Céné 
• Salon flash et coup’ - Cagny

• Hameau du Sars Baras - Berlaimont 
• Club des Entreprises - Aix-les-Bains 
• Comité des fêtes - Arâches-la-Frasse 
• Association Gaston Richardson - Saint-Pierre 
• Conseil municipal des jeunes - Delme 
• Agence Robin des toits - Epfig 
• Mairie d’Amanvillers 

Remerciements 
ELA tient à remercier chaleureusement tous les sympathisants qui se sont mobilisés ces derniers 

mois pour faire connaître son combat.
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Le 17 septembre dernier, le Stade Rochelais recevait l’USAP 
(Union Sportive Arlequins Perpignanais) au Stade Marcel 
Deflandre dans le cadre du Top 14. Léo-Paul, atteint de 
leucodystrophie, était présent avec sa maman Christel pour 
donner le coup d’envoi de cette rencontre. Il a également pu 
profiter de moments privilégiés avec des joueurs du Stade 
Rochelais, dont Antoine Hastoy. 
 
Durant la semaine nationale “Mets tes baskets”, les joueurs du 
Stade Toulousain François Cros, Sofiane Guitoune et Maïlys 
Traoré se sont rendus au collège Jean-Pierre Vernant et au lycée 
Airbus pour lire la Dictée d’ELA. 

La semaine s’est terminée par la mise à l’honneur du combat 
d’ELA au stade Ernest-Wallon lors du match du Top 14 opposant 
le Stade Toulousain au Stade Rochelais. Loïc et Léo-Paul, atteints 
de leucodystrophie, ainsi que leurs familles, étaient présents 
pour représenter le combat quotidien contre la maladie. Ils ont 
également pu rencontrer François Cros, parrain d’ELA, et 
Rodrigue Neti du Stade Toulousain. 
 
Nous tenons à remercier le Stade Toulousain pour son soutien 
à notre combat, le Stade Rochelais, champion d’Europe en titre, 
Pierre Venayre, (Directeur), Vincent Merling (Président) et Annie 
Boutier (Présidente du comité d’éthique et de citoyenneté) pour 
leur soutien.

Le monde du rugby solidaire d’ELA

François Cros et l’équipe du collège Pierre Vernant de Toulouse. Sofiane Guitoune et Maïlys Traoré du Stade Toulousain avec le personnel du Lycée Airbus.

Christel et Léo-Paul Andrau, Rodrigue Neti, Loïc entouré de sa famille, Victor et Gérard Pollet lors du coup d’envoi du match Stade Toulousain / Stade Rochelais.
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Ils nous ont rejoints en 2022  
De nouveaux parrains et marraines du milieu sportif et artistique se sont engagés pour ELA. 

En participant sur le terrain, ils sont de véritables ambassadeurs de la lutte contre les leucodystrophies. 
Un grand merci pour leur soutien.

Fanny Ami 
comédienne

Augustin Bey 
athlète

Solène Butruille 
escrimeuse

Sarah Boutkit 
handballeuse

Simon-Pierre Chauvac 
rugbyman

Jean-Baptiste Dubié 
rugbyman

Serena Giuliano 
écrivaine

Enzo Hodebar 
athlète

Shana Grebo 
athlète

Julie Le Blévec 
handballeuse

Gersende 
chanteuse

Fanny Peltier 
athlète

Barbara Schulz 
comédienne

Kylian Portal 
nageur

Boïba Sissoko 
handballeur

Tom Soullière 
kickboxeur

Sounkamba Sylla 
athlète

ela-asso.com/lassociation-ela/nos-parrains

Retrouvez la liste 
complète 

de nos parrains 
et marraines 

sur notre site.



Développement international

ELA infos n° 120 • décembre 202227

Allemagne n Colloque Familles d’ELA Allemagne du 11 au 13 novembre 
 
Le moment est enfin venu. Après deux ans sans colloque Familles d’ELA Allemagne en présentiel à cause de la pandémie, les adhérents 
se sont à nouveau réunis à la mi-novembre pour apprendre les derniers développements de la recherche sur les leucodystrophies. 
Près de 200 membres ont profité du beau temps pour se retrouver après une si longue période à Hann Muende, au centre du pays. 
 
Sept scientifiques ont donné des nouvelles intéressantes de la recherche. Wolfgang Koehler en particulier, qui est également impliqué 
dans de nombreux projets de recherche financés par ELA International, a pu donner de l’espoir lorsqu’il s’agit de maladies comme l’ALD 
et la MLD. Comme les années précédentes, un programme complet a été proposé aux nombreux enfants concernés ou à leurs frères et 
sœurs: les pompiers locaux ont enthousiasmé le public avec leur camion, le clown a animé la soirée et une maquilleuse a peint les visages 
des petits. ELA Allemagne a une nouvelle fois montré qu’elle avait une vie associative active, avec près de 500 adhérents et plusieurs 
médecins engagés. 
Pour l’année 2023, l’association s’est fixée des objectifs plus ambitieux: en effet, ELA Allemagne fêtera alors son dixième anniversaire.
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Suisse 

n Défironman pour ELA 
 
En août dernier, Serge Salomon et Jimmy Ravier ont réalisé l’exploit 
de parcourir la distance d’un Ironman en faveur d’ELA. 
Grâce aux parrainages du défi, aux sponsors, aux recettes de la 
tombola et de la restauration, les deux sportifs ont remis un chèque 
extraordinaire de CHF 10700.- à Myriam Lienhard, Présidente d’ELA 
Suisse. Merci de tout cœur à Serge, Jimmy, Magali et Emmanuelle 
pour leur formidable solidarité ainsi qu’aux partenaires, sponsors 
et bénévoles pour leur magnifique soutien. 

 
Les organisateurs du Défironman remettent le chèque à ELA Suisse. 
 
n Raphaël au Parc Spirou 
 
Raphaël, atteint par une leucodystrophie, a eu le plaisir de visiter 
en famille le Parc Spirou Provence à Monteux. 
Grâce au dessinateur et parrain d’ELA Pal Degome, les éditions 
Dargaud Suisse ont eu la gentillesse d’inviter Raphaël, ses deux 
frères et ses parents à passer une journée dans ce magnifique parc 
à thème. 
Toute la famille a partagé un très bon moment en découvrant 
l’univers de Spirou et en profitant des nombreuses attractions. 
Un grand merci à Pal Degome, aux éditions Dargaud Suisse et au 
Parc Spirou pour cette invitation. 
 

 
Raphaël, sa famille et Pal Degome.

n Night Run Morges en faveur d’ELA 
 
L’édition 2022 de la Night Run Morges a été réalisée en faveur de 
la lutte contre les leucodystrophies. Cette course solidaire, 
présidée par Laurent Savoyen, a réuni plus de 2000 inscrits le 
samedi 5 novembre à Morges (canton de Vaud). 
Les coureurs se sont élancés sur quatre parcours différents et 
plusieurs marraines et parrains d’ELA ont chaussé leurs baskets : 
Christelle Sturtz-Froehlicher, Sarah Tharin, Alizé Oswald, Xavier 
Michel et Damien Amigoni. 
À noter l’admirable performance de Théo, atteint par une 
leucodystrophie, qui a couru les 10 km, accompagné de ses deux 
guides. 
Ce formidable événement sportif et solidaire a permis la remise 
d’un chèque d’un montant exceptionnel de CHF 15000.- à Pascal 
Priamo, Directeur d’ELA Suisse. 
ELA Suisse tient à adresser un immense merci aux organisateurs 
et bénévoles, aux sponsors, aux participants ainsi qu’aux familles 
et parrains d’ELA qui se sont mobilisés. 

 
Remise du chèque à ELA Suisse. 
 

 
Xavier Michel, Damien Amigoni, Arnaud Haefali, Alizé Oswald, Christelle Sturtz-Froehlicher 
et Pascal Priamo.
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Belgique 

Après l’effort, le réconfort. Les élèves ont été félicités et ont reçu 
des cadeaux : un pour la classe qui a parcouru le plus grand 
nombre de tours de piste, un pour le plus beau déguisement, et un 
pour la plus grosse collecte par classe. L’événement s’est conclu 
par une remise de chèque de 4543,85 € à ELA Belgique. 
Nous remercions chaleureusement Véronique Moreau, la maman 
de Romain et professeur à l’Institut, pour avoir relayé l’information 
sur la campagne de sensibilisation, les professeurs, les élèves, les 
parrains du jour d’avoir joué le jeu, Monsieur l’Echevin pour sa 
présence, Bénédicte Florent d’avoir relayé l’information au sein de 
l’antenne RCF Liège, Romain Rixhon du journal “Vers l’avenir”, 
Didier Boclinville, parrain d’ELA, d’avoir animé l’après-midi sportive 
avec talent. Bravo à tous pour cette magnifique mobilisation. 

 
 

n 5e édition de la brocante ELA à Seraing-le-Château 
 

La cinquième édition de la 
brocante ELA s’est déroulée le 
9 octobre dernier, dans le 
village de Seraing-le-Château. 
207 exposants sont venus 
soutenir la cause d’ELA. Nous 
avons pu compter sur la 
présence de notre marraine 
Aurore Morisse, membre de 
l’émission “Affaire conclue” 
sur France 2. L’experte a ana -

lysé les objets des visiteurs et des exposants. Cela a permis de 
récolter 2 € par objet tout au long de la journée. 
 
Pour les cinq ans de la brocante ELA, un village de châteaux 
gonflables était installé par l’entreprise Dash Events. Le Food’ELA 
proposait des hamburgers et de la granita. De l’autre côté du village 
était organisé par le Lion’s Club de Verlaine un barbecue géant 
proposant des pains saucisse. 
 
La Soli’boutique d’ELA a déménagé sur la brocante pour l’occasion. 
La location des emplacements prêtés gracieusement par les 
habitants du village, ainsi que la mobilisation d’Aurore Morisse, 
Dash Events, le Lion’s Club, l’Administration communale et le comité 
culturel de Verlaine pour le prêt de matériels, les sponsors (WC 
Loc, Pharmacie Voos, Rouhard Electro, Club Saint-Georges, 
Vanreusel, Bicky, Ch’Ti Gégé, La Meuse) et bien sûr tous les 
bénévoles qui ont œuvré pendant plusieurs jours, ont fait de cet 
événement une belle réussite. La somme de 5800 € a été versée 
sur le compte de l’association ELA Belgique afin d’aider les familles 
touchées par une leucodystrophie. 
 
Un grand merci à tous! Rendez-vous le 8 octobre 2023 pour une 
nouvelle édition.

n Magnifique mobilisation sur les joggings-marches 
inter-entreprises pour ELA 
 

• Charleroi : la 11e édition du 
jogging-marche entreprises-uni -
versité de l’Aéropole s’est déroulée 
le 23 septembre, sur le site de 
l’AERO 44. Grâce à l’accueil de 
Julien Tagnon, nous avons pu 
recevoir 654 participants qui se sont 

mobilisés pour la cause d’ELA Belgique. Cette magnifique solidarité 
nous a permis de récolter 24493 € au profit d’ELA Belgique. 
Rendez-vous le 15 septembre 2023 pour la prochaine édition. 
 

• Louvain-La-Neuve: c’est le 14 
octobre qu’a eu lieu la 16e édition du 
challenge entreprises-uni versité de 
Louvain-La-Neuve. 236 partici pants 
sont venus soutenir la lutte contre 
les leucodystrophies sur un tout 
nouveau parcours. 8586 € ont été 

collectés grâce à cette magnifique mobilisation. Nous vous 
donnons rendez-vous le 29 septembre 2023 sur la Grand Place de 
Louvain-La-Neuve pour la prochaine édition. 
 

• Mons : la 16e édition du jogging 
Mons INITIALIS pour ELA a clôturé 
notre saison 2022. C’est le 28 
octobre que notre événement a été 
accueilli à bras ouverts par Materia 
Nova sur leur nouveau site. 
176 participants se sont mobilisés à 

la cause d’ELA, ce qui a permis de collecter 6650 € pour lutter 
contre les leucodystrophies. Nous vous donnons rendez-vous le 
13 octobre 2023 pour la prochaine édition. 
Nous tenons à remercier chaleureusement toutes les entreprises 
participantes et leurs collaborateurs, les partenaires, les sponsors 
ainsi que les bénévoles, pour leur mobilisation et leur soutien, sur 
les événements que nous organisons pour lutter contre les 
leucodystrophies. Un tout grand bravo et merci. 
 
n “Mets tes baskets et bats la maladie” avec l’Institut 
Saint-Michel de Verviers 
 
Du 7 septembre au 29 septembre 2022, une campagne de sensi -
bilisation “Mets tes baskets et bats la maladie” était organisée par 
les professeurs au sein de l’Institut Saint-Michel de Verviers au 
profit de l’association ELA Belgique. Le 30 septembre à partir de 
13h, ils sont passés à l’action, en organisant une opération sportive. 
650 élèves ont été accueillis au Stade de Bielmont pour prêter 
symboliquement leurs jambes aux malades qui ne peuvent plus 
s’en servir. Sous le soleil, un relais a eu lieu avec tous les élèves 
dont certains étaient même déguisés. Des professeurs les ont 
accompagnés pour jouer le jeu. Tarik Moukrine, athlète 
international et ancien élève de l’Institut, était présent pour soutenir 
les élèves. Il a parcouru plusieurs tours de piste avec Romain 
Schoonbroodt, touché par une leucodystrophie. Polo Mpoku, Cihan 
Çanak, footballeurs se sont déplacés pour soutenir les élèves et 
l’ASBL ELA. Antoine Lukoki Konda, Echevin de la ville de Verviers, 
était présent pour remercier les professeurs et les élèves pour leur 
belle initiative solidaire. Par classe, les élèves se sont relayés pour 
parcourir la plus grande distance possible en courant ou en 
marchant jusqu’à 14h30.



Espagne 

n “Red Solidaria Ribera” solidaire d’ELA 
 
Le samedi 19 novembre, nous avons assisté au gala de remise 
de chèques solidaires de l’association “Red Solidaria Ribera”. 
Cette dernière a pour missions de connecter les gens, de faire 
connaître certaines maladies rares et l’importance que revêt la 
recherche médicale auprès du grand public, et de s’engager en 
faveur d’une société plus empathique et solidaire. 
Cette association a été créée par un petit groupe de personnes de 
Roa et de la région, qui, pour différentes raisons (personnelles, de 
santé, éducatives) savaient combien l’entraide est importante pour 
améliorer le quotidien de ceux qui souffrent de ces maladies. 
Depuis un an, ils nous apportent leur aide dans la lutte contre les 
leucodystrophies. Pablo s’est chargé de remettre le chèque à ELA. 
Nous ne pouvions pas le recevoir de meilleures mains! 
 
Merci à Red Solidaria Ribera pour son soutien renouvelé !

n Réunion annuelle des familles 
 
Du 1er au 4 septembre, les familles d’ELA Espagne se sont réunies 
pour leur rencontre annuelle. Pendant trois jours, nous avons pu 
profiter de la nature et partager du temps ensemble à travers les 
nombreuses activités. Il y avait des moments pour tout. Vendredi, 
nous avons eu une conférence intitulée “Le patrimoine protégé, 
qu’est-ce que c’est et comment il nous profite” animée par 
l’avocat José Alberto Marcos. Nous avons pu y découvrir les 
avantages de la loi sur le patrimoine protégé au profit des 
personnes handicapées. 
Nous avons également organisé un atelier sur l’association -
nisme, une thèse philosophique axée sur le partage des idées. 

Après deux ans sans pouvoir nous réunir et les changements 
provoqués par la pandémie, nous avons rappelé l’importance de 
maintenir l’union et échangé sur la manière de continuer à faire 
grandir l’association. 
L’après-midi, petits et grands ont profité d’ateliers de magie et 
de peinture ! 
Samedi, le Dr Carlos Casasnovas nous a parlé de l’essai clinique 
à venir avec le fumarate de diméthyle pour les patients atteints 
d’AMN. Plus tard, le professeur Salvador Martínez, Directeur de 
l’Institut des neurosciences d’Alicante, nous a fait le point sur 
son projet. Des modèles cellulaires de leucodystrophie 
démontrent les bénéfices de la thérapie cellulaire. 
Comme toujours, cela s’est avéré être une expérience très 
enrichissante et nous préparons déjà la rencontre de 2023.
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Meilleurs posts du trimestre 
Facebook : ELAOfficielle • Twitter : @ELAOfficielle • Instagram : elaofficielle 

Découvrez les meilleurs posts qui ont fait l’actualité de nos réseaux sociaux lors du dernier trimestre. 
Renforcez la communauté et relayez l’info sur nos comptes Facebook, Twitter et Instagram.
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Alexis 
 
Alexis nous a quittés le 6 novembre 2022 à l’âge de 26 
ans. Originaire des Yvelines, Alexis était touché par la 
maladie d’Alexander. Nous exprimons nos plus sincères 
condoléances à sa famille. Son frère et son papa lui 
rendent hommage. 
 

Alexis, 
 
Ta vie aura été trop courte 
mais, même si elle n’a pas 
duré un siècle, tu ne l’as pas 
passée confiné comme un 
insecte. 
 
Tu as toujours voulu vivre, 
libre, que la musique te 
délivre, que tes amours, que 
tes amis puissent lire en toi 
comme dans un livre. 
Danakil, artiste d’un concert 
que nous avons partagé, a 
bien choisi ses mots. 
La musique ne te quitte pas. 

Guitare à la main, elle berce ton quotidien. Toujours le premier à en 
réclamer pour toutes nos soirées. 
 
Nos derniers week-ends en Normandie peuvent en témoigner. Je 
me souviens de notre dernière danse endiablée. Les mains en l’air, 
en avant, en arrière, un moment extraordinaire. 
 
Merci papa, merci maman, pour vos sacrifices et votre 
dévouement. Je me joins à toi, mon frère, pour leur dire qu’ils ont 
fait de ta vie une mélodie, une chanson remplie de bonheur et de 
poésie. 
 
Alors qu’avec papa tu voguais de scène en Rock en scène, tu 
jetais l’ancre avec maman sur la garenne. 
Notre complicité, notre entente profonde et spontanée commence 
par un check. Une signalétique spécifique d’appartenance à notre 
gang fraternel. Une tendre tapette, un mouvement délicat poing 
contre poing, l’enlacement de nos deux pouces et un pschitt 
derrière l’oreille. 
 
Nous avons nos rituels, nos passions communes. 
Le foot par exemple. Je me rappelle encore du coup d’envoi 
France / Japon que tu as donné et pour lequel je t’ai accompagné. 
Avec moi, tu as également soutenu le PSG, dont tu connais le 
slogan par cœur: Allez Paris, Paris est magique! 
 
Magique, c’est toi mon frère. Car même si de moi tu diffères, loin 
de me léser tu m’enrichis. 
 

Tu es ma force, ma motivation, mon inspiration. 
J’admire ton courage et je prends exemple sur ta pugnacité, esprit 
combatif que tu as aiguisé dans ta bataille. 
 
L’amour fraternel est le plus durable. C’est un diamant qui résiste 
aux plus durs métaux et dont la valeur s’accroît avec le temps. 
Tu penses comme une évidence qu’il est des douleurs qui ne 
pleurent qu’à l’intérieur mais aujourd’hui, ta maison, c’est l’horizon. 
 

Ton frère 
 

Alexis, nous voulons t’offrir 
encore ces quelques mots, 
parce que nous savons que 
bientôt ceux-ci ne sortiront 
plus de nos bouches et 
resteront bien tapis au fond 
de notre esprit. 
 
Nous ne sommes qu’en 
automne, mais déjà l’hiver 
tonne, et nous avons froid 
dans les frimas. 
 
Lorsque tu parus, ce fut une 
félicité. Toi que l’on attendait, 
tu étais enfin arrivé. 
La vie te tendait les bras, le 

printemps était là. Tous on t’a promis un avenir radieux car la 
lumière emplissait la prunelle de tes yeux. 
 
Seize mois se sont passés et ils ont annoncé “Enfant handicapé”. 
Le tranchant d’une épée. L’hiver était bien là, saloperie de frimas. 
Le regard s’est brouillé, les lèvres étaient salées, l’horizon s’était 
bouché, le soleil s’était couché. 
 
Que de noires saisons a-t-il fallu passer avant de retrouver la 
chaleur d’un rayon! 
 
Travail à temps partiel, travail aménagé, pour goûter à ce miel 
d’instants chers partagés et oublier le fiel de la GFAP. On ne voyait 
dans le ciel que des soleils brouillés, l’hiver tout barbouillé d’encres 
noires aspergé. Tout n’était qu’obscurité. Heureusement il y avait 
toi pour que le printemps soit là. 
 
Six années ont passé, maladie inconnue, être cher superflu. 
Beaucoup d’instances t’ignorent, une petite mort. Faire la charité 
pour que soit admise ta différence. De l’injustice parfois dans le 
froid des frimas. 
 
Puis ils ont dit “leucodystrophie”. Pourquoi ces souffrances 
infinies? On a oublié d’anciens amis, un peu ton grand frère 
aussi… 
 
Ton chemin a été unique, il fallait qu’on s’implique, tu nous en 
donnais l’envie. Tu jouais de séduction, donnais ton affection. 
 

Ils nous ont quittés
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“T’es belle et tu sens bon”: mots qu’à ta mère tu disais, et les 
paroles d’une chanson à la vie nous raccrochaient. 
 
On n’a jamais accepté, mais on a tout fait pour que tu sois heureux. 
Il nous est doux de penser que nous avons contribué à t’offrir une 
bonne part de bonheur. 
 
Quand maman disait: “Elle est comment la vie?” Tu répondais 
qu’elle était belle. 
 
Mais dis, papa, la vie et le bonheur, c'est quoi? 
 
Alexis, mon grand, Alexis, mon petit, avant toute chose, de la 
musique. Des sons qui nous parfument, qui parfois nous allument, 
parfois embrument nos yeux. Des émotions… Un concert avec ton 
frère, Danakil dans les champs de roses. Un autre avec ta mère et 
Noah qui “ose” et redonne à ta vie sa vraie valeur. Ma Gueule 
avec Johnny, William Tennessee, et tant d’autres choses. Des 
baisers échangés, du temps que l'on sème, le temps de te dire 
qu’on t’aime, ta main dans la mienne, nos quatre initiales autour du 
cou de ton frère. Un sourire qui s’étire, la fanfare de tes rires, tes 
albums de souvenirs. Des désirs et des envies qui jamais ne se 
fanent, un petit tour avec mamie Simone dans les rues qui flânent, 
l’absence du vent, que tu détestais tant. Papi Pierre qui fabrique 
des guitares, papi Michel pour une virée à vélo, dans la forêt des 
Baux, mamie Huguette qui te cuisine des escargots. Les moments 
en famille, Noëls, anniversaires, des concerts et des concerts avec 
ton père, des airs et des heures de musique avec ta mère, ELA au 
Bel-Air, tes câlins délicats à ton chat, Bozo qui fait le clown. Du 
bonheur qui attend, dans des bouffées d’espoir, avant que ne 
vienne le noir. Ériger des arcs-en-ciel après la pluie, grandir vers le 
soleil, pour chasser la nuit. 
 
Alexis, tu vois, la vie, c'est tout ça, mais c’est surtout toi. 
Petit poète, qui jouait avec les mots, qui n’oubliait pas les paroles et 
trouvait toujours la rime! 
 
Mais de ta poésie, tu as fermé le livre. Tu ne nous laisses plus qu’à 
tenter de vivre. 
 
Tu ne diras plus “papa”, parce que papa, pas revoir. Juste dans la 
mémoire. 
 
Plongé dans la maladie, saloperie de leucodystrophie, tu as décidé 
de ne plus voir le soleil et de t’installer sur un rayon de lune, aussi 
léger qu’une plume. Une fin programmée. Le bonheur, c’était 
maintenant ou jamais. À jamais aussi l’espoir de te voir vieillir. 
À force de vieillir, on finit toujours par mourir, mais pas à vingt-six 
ans, quand on est encore un enfant! 
 
J'aurais aimé tenir ta main un peu plus longtemps.  
 

Papa 
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Quêtes décès 
 
• La famille Mercier de Peillonnex (74) a souhaité nous 

remettre les 165 € recueillis lors des obsèques de 
Nicole Mercier. 

• Laurent Caclard de Touffreville (27) nous a envoyé les 
385 € collectés lors des funérailles de sa maman. 

• Les enfants de Fernande Denis ont souhaité nous 
remettre les 830 € recueillis lors de ses obsèques. 

Nous exprimons nos plus sincères condoléances et 
transmettons toute notre sympathie à toutes ces familles.

Josiane 
 
Josiane nous a quittés le 29 août 2022 à l’âge de 72 ans. 
Originaire des Ardennes, Josiane était touchée par une 
adrénomyéloneuropathie. Nous exprimons nos plus 
sincères condoléances à sa famille. Sa famille lui rend 
hommage. 
 
Le 29 août 2022 est survenu le décès de Josiane Paquin, maman de 
Loïc atteint de leucodystrophie. Depuis 1998 Josiane vivait avec Loïc 
et l’épaulait au quotidien dans la maladie, tout comme son mari. 
 

Emmanuelle 
 
Emmanuelle Le Pennec nous a quittés le 22  février 
2022. Emmanuelle était la grand-mère de Rémi, touché 
par une leucodystrophie et décédé en 1997. Nous 
adressons nos plus sincères condoléances à sa famille. 
 

 
Emmanuelle avec Rémi son petit-fils 
 
Avec Guy, son époux, adhérents depuis près de 30 ans, ils étaient 
bénévoles et très dévoués à ELA. Ils se rendaient très régulièrement 
dans les établissements scolaires pour des sensibilisations, 
remerciements ou remises de dons. 
Le Morbihan n’avait plus de secret pour Emmanuelle avec des 
centaines de représentations partout dans le département. 
Son sourire, sa joie de vive et sa détermination dans le combat contre 
les leucodystrophies étaient reconnus de tous et notamment des 
élèves avec lesquels elle adorait échanger.



Agenda 
 
Janvier 

 13 : Course “La 
Marlienne” à Marly 
(57) 

 
Février 

 11 : Soirée e-gaming 
“XRT Night for ELA” 
sur twitch.tv/xrt_tv 

Photo du trimestre
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Hélène et Olivier emmènent ELA 
dans leur tour du monde sur leur 
blog The Foxes Journey. 
 
Depuis le 7 novembre, Hélène et Olivier 
se sont lancés dans un tour du monde 
dans lequel ils emmènent ELA, afin de 
faire connaître la lutte contre les 
leucodystrophies. Une cagnotte 
Alvarum est ouverte afin de soutenir 
l’association ! Suivez leur périple sur 
leur blog et sur les réseaux sociaux 
sous le nom The Foxes Journey.





FAITES AVANCER LA RECHERCHE
POUR SOIGNER ET SAUVER
LES ENFANTS MALADES !

Faites un don !
www.ela-asso.com

Offrez à tous les enfants d’ELA
l’espoir de guérir :


