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Rapport moral

2022, Pannée des 30 ans, une détermination a toute épreuve

L’année 2022 a été rythmée par les 30 ans de I'association. Cet anniversaire a été mis en avant lors des
nombreux grands événements qui ont jalonné toute cette année.

En évoquant les faits marquants des 30 premieres années, il ne s’agit pas uniquement de rappeler les réussites
passées mais bien, a la lumiére de cette riche expérience, de mieux comprendre le présent et d’améliorer I'avenir
de notre bien commun: ELA.

Cette rétrospective a montré comment des hommes et des femmes mus par un projet commun qui dépasse
les individualismes, peuvent obtenir des résultats remarquables. En 30 ans, ELA a investi 47,55 millions d’euros
dans 559 programmes de recherche sur les leucodystrophies et consacré 15,7 millions d’euros a
I’'accompagnement de ses familles.

Cette année, la campagne “Mets tes baskets” a I'école a mobilisé un grand nombre d’établissements scolaires
et affiche un résultat historique.

Les entreprises ne sont pas en reste et la mobilisation a été conséquente avec une collecte tout a fait
satisfaisante. La journée internationale “Mets tes baskets dans I'Entreprise” du 9 juin a mobilisé plus de
170 entreprises en Europe et leurs milliers de collaborateurs qui ont marché pour ELA grace a I'application
“Mets tes baskets” désormais fiable et performante.

Je tiens & adresser un grand merci a I'ensemble des équipes qui a travaillé avec efficacité et détermination. A
nos familles, a nos partenaires et a nos marraines et parrains qui, grace a leur précieux soutien, ont fait de 2022
une année de mobilisation exceptionnelle!

Elle restera cependant I'année d’une énorme déconvenue avec le retrait brutal d’Europe du laboratoire américain
BlueBirdBio rendant indisponible la thérapie génique contre I'adrénoleucodystrophie cérébrale. Avec ELA
International, nous avons soutenu la pétition d’Elodie, maman du petit Mathéo, qui compte plus de 45000
signataires. A ce jour, rien n’est réglé mais nous conservons I'espoir de faire évoluer les choses dans le bon
sens méme si nous avons conscience de I'immensité de la tache qui nous attend.

Notre ambition était de marquer les esprits du plus grand nombre avec votre soutien et nous avons réussi.

Nous allons poursuivre cette dynamique en 2023 avec I'espoir que le sujet sur la thérapie génique nous apporte
de bonnes nouvelles.

Bien amicalement,

Crystelle COTTART
Présidente
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30 ans
d’évolution

ELA est une association de parents qui,
depuis 30 ans, unissent leurs efforts pour
vaincre les leucodystrophies.

En 1992, date de création de I’Association
par Guy Alba avec Pascal Prin, Cathy
Schorderet et d’autres parents, on savait
seulement des leucodystrophies qu’il
s’agissait de maladies génétiques
neurodégénératives et que les jours des
personnes touchées par ces terribles
pathologies étaient comptés, sans
toutefois pouvoir étre plus précis.

Reconnue d’utilité publique depuis 1996,
c’est bien l'investissement d’ELA et
I’engagement sans faille des familles,
chercheurs, partenaires, parrains et
marraines, sympathisants et donateurs,
qui ont permis d’identifier plus d’une
trentaine de formes de leucodystrophie.

En 30 ans d’existence d’ELA, des milliers
d’enfants, d’adultes, de parents, de
conjointes et de conjoints, de fratries, ont
été accompagnés au quotidien pour faire
face au difficile combat contre I’évolution
de la maladie.

C’est pourquoi ELA poursuit sans relache
ses efforts de sensibilisation, de
mobilisation, d’information et de collecte
de dons aupres du plus grand nombre.

Les chiffres clés

3 a 6 enfants
par semaine

naissent atteints de
leucodystrophie en France
(20 a 40 en Europe).

47,55 millions
d’euros
investis

au travers de 559
programmes de recherche
sur les leucodystrophies.

15,7 millions
d’euros
consacreés

a I'accompagnement
des familles.
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Les dates clés

1992

e Creation d’ELA avec des objectifs clairs: financer la
recherche médicale, soutenir les familles, sensibiliser
I’opinion publique et développer son action au niveau
international.

e |dentification du géne responsable de I’adrénoleuco-
dystrophie.

1994

e “Je cours, tu parraines, il vit”: premier événement a
destination des établissements scolaires qui deviendra
“Mets tes baskets et bats la maladie”.

e Organisation du premier week-end de répit pour les
familles a Center Parcs en Sologne.

1996

e ELA Reconnue d’Utilité Publique: aprés seulement
quatre années d’existence, I'association ELA se voit
attribuer la Reconnaissance d’Utilité Publique, preuve
indéniable de la qualité de son travail.

1998

e Création d’ELA Belgique.

2000

e Zinédine Zidane rejoint I’équipe ELA: extrémement
touché par le combat d’ELA il s’engage et propulse
I’Association au premier plan.

e Création d’ELA Suisse

2001

e Création d’ELA Espagne.

2004

e Création de la Fondation de Recherche ELA. Francgois-
Henri Pinault, Franck Riboud, Florent Pagny, Zinédine
Zidane entrent au Conseil de Surveillance.

e Lancement de la premiére Dictée d’ELA: “Pour toi, Pour
Moi” de Philippe Claudel.

2005

e | ancement de Stades en féte a Rennes.

e | 'Evian Masters aux cotés d’ELA.

2006

e Creation d’ELA Luxembourg.

2007

e “Les Stars se dépassent pour ELA”: un nouveau
concept d’émission caritative en prime time sur TF1.

2009

e Publication du Pr Patrick Aubourg et du Dr Nathalie
Cartier sur les premiers résultats d’un essai de thérapie
génique sur 'adrénoleucodystrophie soutenue par ELA.
Une innovation qui ouvre des perspectives dans le
traitement des leucodystrophies mais aussi dans celui
d’autres maladies.

e Création d’ELA ltalie.

2011

e Lancement de la premiére campagne “Mets tes baskets
dans I'Entreprise” - L'opération “1 pas = 1 centime
d’euro” durant la journée de travail rencontre
immédiatement un grand succées auprés des
collaborateurs.

2012

e ELA féte ses 20 ans en rassemblant ses jeunes
ambassadeurs et ses parrains a Disneyland Paris et en
créant ELA Océan Indien.

2013

e Creation d’ELA Allemagne.

e Disparition d’Augusto Odone, un parent-pionnier de la
lutte contre I’adrénoleucodystrophie.

2014

® ELA et MedDay lancent un essai clinique international
pour tester une molécule dans le traitement d’une forme
adulte de leucodystrophie. Cet essai est lancé simul-
tanément en Allemagne, en France et en Espagne.

2015

e Creation d’ELA International - Implanté a Luxembourg, ELA
International est créé pour fédérer I'ensemble des
structures ELA (Allemagne, Belgique, Espagne, France,
Italie, Luxembourg, Suisse, Océan Indien) et développer la
recherche en réunissant des chercheurs du monde entier.

2017

e | a campagne “Mets tes baskets” déclinée au niveau du
grand public - Apres les écoles, puis les entreprises,
c’est au tour du grand public de se mobiliser pour lutter
contre les leucodystrophies.

2018

e ELA de retour a la télévision avec le nouveau spot
Zidane entraineur de chercheurs - Dans ce spot, notre
parrain incarne un entraineur qui motive une équipe de
véritables chercheurs. Il est diffusé sur de nombreuses
chaines de télévision et dans les salles de cinéma.

e ELA innove en matiére de levée de fonds - Avec le
lancement d’un produit d’excellence pour toucher de
grands donateurs en France et a I'International : le pied
de cristal, Zidane’s Crystalfoot.

2019

e www.leuconnect.com - La plate-forme internationale
est lancée pour créer des cohortes de patients et
favoriser les études cliniques dans le domaine des
leucodystrophies en associant plusieurs pays.

e ELA rebondit sur la Journée internationale des
“Maladies rares” - Et fait de cette journée un rendez-
vous incontournable pour sortir les leucodystrophies de
’anonymat et informer sur les avancées de la
Recherche.

2020

e ELA développe son application “Mets tes baskets”. Elle
permet d’organiser des challenges connectés a I'école,
en entreprise ou dans le cadre d’opérations grand
public.

e L ancement des premiéres études épidémiologiques sur
la plateforme Leuconnect.

2021

e Autorisation de Mise sur le Marché de la thérapie
génique pour le traitement de I’adrénoleucodytrophie
cérébrale.

e Premier Colloque Familles-Chercheurs virtuel a
dimension internationale.

e Premiéere édition de la Journée Internationale “Mets tes
baskets dans I’Entreprise” organisée par toutes les
structures d’ELA.

e \/ente aux enchéres exceptionnelle “Le Coeur des Stars
bat pour ELA” en partenariat avec Christie’s.

2022

e ELA revient sur ses 30 ans de combat, entourée des
familles, des partenaires et personnalités qui la
soutiennent.

e Nouveau record de mobilisation pour “Mets tes baskets
et bats la maladie”: les éléves vont décrocher la Lune
pour les enfants d’ELA et parcourent 610 millions de pas.




Les temps forts 2022

26 et 27 mars: Colloque
Familles/Chercheurs en webinaire

Ce colloque, organisé par ELA International et
traduit simultanément en cing langues (Allemand,
Anglais, Espagnol, Francais, Italien), est revenu
sur 30 ans de recherche sur les leucodystrophies.
Guy Alba, fondateur d’ELA, a rappelé les grandes
étapes et les nombreux obstacles qu’il reste a
franchir avant que I'espoir d’une guérison
devienne réalité pour I'ensemble des formes de
leucodystrophies identifiées a ce jour.

2 avril: Soirée rétrospective des 30 ans d’ELA, Hotel Pullman Paris Centre-Bercy

Quelques jours plus tard, familles, chercheurs, parrains-marraines et partenaires se sont retrouvés pour une grande soirée
rétrospective en présence des représentants des antennes belge, suisse, espagnole, luxembourgeoise, italienne et allemande.
Sophie Thalmann, membre d’honneur d’ELA, a retracé avec Jean-Luc Corti (Secrétaire Général d’ELA International) tout le
chemin parcouru au cours de ces trois décennies. Tous les domaines ont été évoqués: 'accompagnement des familles, le
soutien a la recherche médicale, le développement a I'international, la mobilisation sur tous les terrains et le soutien de
personnalités et de partenaires de tous bords.




1¢" juin: Cérémonie du Prix
Ambassadeur, Cité des Sciences
et de PIndustrie de Paris

A travers cette cérémonie, ELA a
remercié les éleves les plus engagés
dans la campagne “Mets tes baskets et
bats la maladie”. Sandrine Quétier,
membre d’honneur de 'association et
animatrice de cette cérémonie, a
échangé tour a tour avec des familles,
chef d’établissement, ainsi que des
marraines et parrains. Tous ont rappelé
le réle prépondérant d’ELA pour faire
avancer le combat contre les
leucodystrophies. Apres les photos
souvenirs, tout le monde s’est retrouvé
lors d’un repas convivial qui a laissé de
beaux souvenirs.

9 juin: Journée internationale “Mets tes baskets dans ’Entreprise”

Durant cette journée, les collaboratrices et collaborateurs de plus de 170 entreprises en Europe ont a leur tour chaussé leurs
baskets pour les enfants malades. Notre parrain emblématique Zinédine Zidane n’a pas manqué cette occasion pour rappeler
aux collaborateurs engagés la genése de sa rencontre avec ELA et redire son attachement et son soutien sans faille au
combat que ménent inlassablement les malades et leurs familles: “Pour gagner il faut beaucoup de compétences, c’est sir
et il faut étre bien entouré, mais surtout il faut faire équipe et la: impossible is nothing! C’est la méme chose pour ELA.”

Du 17 au 23 octobre: Semaine
nationale “Mets tes baskets”
dans toute la France

Lors de cette semaine de mobilisation
nationale, les établissements scolaires,
les entreprises et le grand public se
sont de nouveau mobilisés pour
soutenir ELA. Cette semaine fut
marquée par les 30 ans d’ELA, a travers
les nombreux reportages diffusés a
I’échelle nationale et locale, ainsi qu’a la
radio.







Nos missions,
NOS actions




Accompagner les familles
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Aider et soutenir les familles concernées par une
leucodystrophie est I’'une des principales missions de
I’Association ELA.

ELA compte 451 familles adhérentes en 2022. Au cours de I'année, 40 nouvelles familles ont été accueillies par le Pole
Accompagnement des Familles. Parmi elles, 22 ont adhéré a I’Association.

L’intervention du Péle concerne I'ensemble des familles habitant en France métropolitaine et dans les DOM-TOM. L offre de
services se compose d’un accompagnement social, d’un soutien psychologique, d’un soutien aux aidants et au répit et d’un
acces a des informations spécialisées dans le domaine de la santé et du handicap.

Afin de répondre aux demandes des familles de plus en plus nombreuses, le pble a été renforcé et compte désormais
4 professionnels: une assistante sociale, un travailleur social, une psychologue et une secrétaire médico-sociale.

Un accompagnement social
oersonnalise

Le Pble accompagne les familles dans les projets liés a leur
situation de handicap et dans tous les domaines de leur vie
quotidienne (emploi, scolarité, logement, transport...).
Dans ce cadre, les familles peuvent bénéficier d’un suivi
social et d’un soutien financier permettant de concrétiser
les projets d’adaptation, d’acquisition ou de prise en charge
paramédicale en lien avec la pathologie. L'association
prend également en charge les frais liés a I'achat de
protections urinaires et produits dits de confort.

(a,
Le suivi social,
3058 échanges en 2022

184 familles ont bénéficié d’un accompagnement social.

502 demandes ont été traitées. Elles concernent:

e |'accés aux droits (ex: informations et soutien dans les
démarches concernant les droits et prestations MDPH,
la protection sociale, les congés pour les aidants
familiaux...),

¢ |'accueil des nouvelles familles (ex: informations sur I'offre
de services d’ELA, la plateforme Leuconnect, la mise en
lien avec d’autres familles...),

¢ |es aides spécifiques (ex: recherche de financement pour
des séances d’activité physique adaptée, des frais
d’hospitalisation...),

¢ |es aides techniques (ex: informations sur les aides
légales ou extra-légales pour I'achat d’un fauteuil roulant,
d’une chaise de douche...),

¢ |'accompagnement concernant I'aménagement d’habitat,

¢ 'accompagnement dans le cadre d’un déces,

e |es aides au transport,

¢ les autres demandes: informations sur la vie associative
(évenements ELA, revue ELA infos...), la maladie
(évolution, traitement...).

Ces accompagnements ont généré de nombreux contacts
avec les familles et les partenaires (établissements de soins,
structures sociales et médico-sociales telles que les
hépitaux, MDPH, centres de rééducation et de réadapta-
tion, SESSAD, CAMSP...).

Répartition des demandes de suivi:

. Aides spécifiques

Accueil des nouvelles
familles

. Aide au transport
. Décés

Aide a 'aménagement R )
. du logement/au déménagament . Accés aux droits

. Aides techniques Autres



<’ Le soutien financier

Lorsgu’une famille est touchée par une leucodystrophie, les
besoins en termes d’adaptation de I’environnement, de
soins et de prise en charge sont trés importants.

En cas de reste a charge, ELA se positionne en tant que
financeur complémentaire pour prévenir et éviter les
difficultés financiéres.

Répartition des projets d’adaptation, d’acquisition
et de prise en charge paramédicale en lien avec la
pathologie (69 demandes de financement):

e aides spécifiques ou exceptionnelles (ex: frais de
maintenance ou de réparation de matériel adapté...),

e aides au transport (ex: achat d’'un véhicule aménage,
frais d’aménagement d’un véhicule),

e aides techniques (ex: achat d’'une chaise de douche,
d’un fauteuil roulant, d’un siege-auto adapté...),

e frais d’obséques,

e autres frais pour lesquels aucun organisme financeur
n’intervient (ex: frais d’expertise médicale, santé,
activité physique adaptée...),

e aménagement du logement.

50 projets ont bénéficié d’une participation financiere
d’ELA pour un montant total de 75674,50 €.

Répartition des aides par catégories:

. Aides spécifiques
ou exceptionnelles

. Droit/justice

. Obseques

. Aides techniques

. Aide au transport

Aide a I'aménagement
du logement/déménagement

La prise en charge des frais liés a l’achat de
protections urinaires et produits dit de confort:

43 familles ont bénéficié du soutien financier d’ELA pour
les frais liés a I'achat de protections urinaires et produits dit
de confort pour un montant total de 31453,17 €.

Le soutien
psychologique:

un besoin croissant
oour les familles

ELA propose un soutien psychologique a toute personne
touchée par une leucodystrophie (personne concernée par
la maladie, proche, aidant familial...). Ce soutien peut
intervenir a tout moment de la maladie (aprés I’annonce du
diagnostic, au cours de la maladie, aprés un déces...), il
peut étre ponctuel ou faire I'objet d’un suivi régulier en
fonction des besoins.

En parallele, des groupes de parole sur des thématiques
spécifiques sont proposés lors des événements annuels de
rassemblement des familles. Les thématiques des groupes
de parole sont choisies en fonction des problématiques
auxquelles les familles sont confrontées tout au long de la
maladie. Ces groupes s’adressent aux familles endeuillées,
aux proches des personnes touchées par une leucodystro-
phie et aux personnes malades.

W
L’accompagnement
individuel

En 2022, 910 consultations téléphoniques ont été
effectuées par la psychologue et 200 personnes ont
bénéficié d’'un accompagnement individualisé.

Les jours de permanence des consultations psychologi-
ques sont les mardis et les jeudis.

Les demandes émanent davantage du couple, contraire-
ment aux années précédentes ou la mere était seule a
I’'origine de la demande. Les grands-parents et les freres et
sceurs (adolescents et jeunes adultes) sollicitent aussi un
soutien psychologique.

Pour ces suivis réguliers, la psychologue propose un appel
par mois ou tous les deux mois. Le rythme est déterminé
en fonction des attentes et besoins des familles. Certaines
familles lui demandent un échange plus ponctuellement
lorsqu’elles ont un probléeme précis a évoquer.

Cet accompagnement se réalise aussi par e-mail, un moyen
tres utile pour certains qui ont plus de facilités a faire part
de leurs difficultés par écrit.

Dans le cadre de I'accueil des nouvelles familles, la nouvelle
organisation mise en place en 2021 au sein du Pole a été
reconduite cette année. Aprés le premier échange télé-
phonique avec I'assistante sociale, la psychologue adresse
un e-mail de présentation a la nouvelle famille dans le but
d’établir un premier lien et de proposer une aide
psychologique. 30 familles sur les 32 destinataires de
I’e-mail ont sollicité la psychologue.



@ Les groupes de parole

Environ 45 personnes ont participé aux groupes de parole
lors du week-end des familles a Center Parcs. Les
personnes volontaires (péres, meres, couples, aidants,
personnes touchées...) ont échangé sans retenir leurs
angoisses, leurs peurs, leurs larmes. Elles ont pu se
retrouver dans le vécu des unes et des autres et se sentir
moins seules face a la maladie.

Le soutien aux
aidants et au répit:
des moments tres
apprecies

Dans I'objectif de sortir les familles de leur quotidien difficile,
ELA propose des moments de répit, de loisirs et de culture.

@ Le week-end des familles
a Center Parcs en Sologne

Du 26 au 29 aodt, les familles d’ELA étaient rassemblées a
Center Parcs en Sologne pour la 28¢ édition. Ce séjour a
réuni 129 familles dont 8 nouvelles, soit un total de
750 personnes.

Cette année était particuliere car ELA a fété ses 30 ans avec
les familles. Toutes ont été invitées a partager un gateau
d’anniversaire spécial “30 ans d’ELA” sur un “Joyeux
anniversaire” entonné par les parrains et marraines
présents.

A cette occasion, les équipes de Center Parcs ont souhaité
apporter leur soutien a la cause en mobilisant 3 équipes
composées des clients, des équipes de Center Parcs et des
familles d’ELA dans un challenge solidaire avec I'application
“Mets tes baskets”. L'objectif était de comptabiliser tous
ensemble le plus de pas possible pour soutenir la lutte
contre les leucodystrophies. Au total, 7198574 pas ont été
effectués par les 390 participants.

Tout au long du week-end, les familles ont profité d’activités
a la carte pour tous: les petits, les grands, les personnes
en situation de handicap, les parents, les freres et sceurs,
les aidants et les accompagnants:

e les activités reconduites: mini-disco, lecture de contes,
escrime, handisport, poney, marche nordique, chasse aux
trésors et jeu du Loup-garou, réflexologie, studio photos,
sans oublier la traditionnelle Prin’menade en hommage a
Pascal Prin, président d’ELA décédé en 2019.

e les nouvelles activités:
> Temps d’échanges sur le quotidien avec une personne

malade (astuces et expériences sur les domaines tels
que I’habillage, les repas, les loisirs, les déplacements).
> Temps d’échange pour les familles souhaitant s’investir
dans les campagnes de levée de fonds.
> Découverte de la danse en fauteuil roulant “Quand la
danse et le handicap ne font qu’un”.

Ce séjour a été tres apprécié par les familles, qui ont pu se
retrouver et partager des moments de détente et de répit
sous un magnifique ciel bleu de fin d’été.

e
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@ Le week-end des familles
a I'lle de La Réunion

Aprés 3 années d’absence en raison de la pandémie de
COVID-19, le traditionnel week-end de rassemblement des
familles sur Ille de La Réunion a eu lieu du 2 au 4 décembre.

15 familles dont 3 nouvelles, soit 51 personnes, ont partagé
un week-end chaleureux et ensoleillé entre terre et mer. Au
programme du séjour: tour de kayak transparent pour
découvrir la faune marine, jet-ski dans la baie de Saint-
Gilles, parapente et handi-parapente, massages, piscine et
bains de mer. Les repas communs ont permis aux familles
de se retrouver, de se rencontrer et prendre des nouvelles
de celles qui n’étaient présentes a cette édition.




@ Les invitations aux

spectacles et aux événements
culturels et sportifs

Les événements, organisés par le Pole Accompagnement
des Familles, sont proposés par des partenaires de
I’association ou proviennent d’invitations de nos marraines
et parrains a leurs tournées et spectacles.

En juillet, 4 familles ont eu la joie de participer a la
32¢ édition du festival des Eurockéennes a Belfort.
Cet événement est I'occasion pour les familles de se
retrouver et de vibrer aux sons des guitares, basses,
batteries et claviers.

Grace a l'opération “Cceurs Heureux”, 5 familles ont
profité gracieusement d’une journée a Europa-Park
en décembre. La féerie de Noél installée au sein du parc
d’attractions a permis aux familles de vivre un moment de
détente dans un cadre enchanteur et magique.

En décembre, 8 enfants d’ELA et leurs familles ont eu
le privilege de participer au Noél de PElysée. A cette
occasion, ils ont admiré les décorations de Noél, rencontré
le pere Noél et quelques personnages Disney. lls ont
également assisté a un spectacle de magie de Vassili et
Nathan, anciens participants a I’émission “La France a un
incroyable talent”, suivi d’'un concert privé de Kendji Girac.

Ce moment magique s’est terminé par un golter et la
distribution de cadeaux durant lequel les familles ont pu
échanger et prendre quelques photos avec Emmanuel et
Brigitte Macron, ainsi que Kendji Girac.

Au cours de I'année, les familles ont eu la joie d’assister aux
spectacles de nos parrains et marraines.

Au total, 182 places ont été distribuées a 45 familles
d’ELA. Elles ont pu assister aux spectacles de Michaél
Gregorio, Gil Aima, Arnaud Tsameére et les pieces de théatre
dans lesquelles jouent Lionel Erdogan, Barbara Schulz et
Léa Francois.

@ Le forfait répit

Cette aide financiére a destination des familles a pour
vocation de favoriser les moments de détente et de répit en
famille: week-end, séjour, spectacle, sortie au restaurant,
féte avec sa famille...

120 familles ont bénéficié de I'aide consacrée a un projet
de répit pour un montant de 39493,21 €.




Une information
soutenue
aux familles

Le pdle diffuse des informations essentielles concernant le
handicap et la santé. Plusieurs supports de communica-
tions sont utilisés.

AR
<’ Les newsletters
Envoyées aux familles chaque trimestre, ces informations

reposent sur une veille sociale effectuée par les
professionnels mais également par les familles.
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Les thémes abordés dans les newsletters en 2022:

Actualités dans le champ du handicap et de la santé

e Webinaire au sujet de la vaccination anti-Covid par les
filieres de santé maladies rares.

e Dispositif “MonPsy”, un soutien psychologique pour les
enfants et ados.

e 14 édition des Journées Nationales Tourisme Handicap.

e Etude EVAL-REPIT menée par la filiere BRAIN-TEAM.

e Programme AIDAN piloté par la filiere BRAIN-TEAM.

Actualités de I'association ELA

e Mise a jour et diffusion du catalogue vacances d’ELA.

¢ Informations concernant la semaine nationale de
mobilisation “Mets tes baskets et bats la maladie”.

e Informations concernant la messagerie Leuconnect.

e Rappel des dates d’inscriptions aux événements
familles.

- B WA

<’ Les articles médico-
sociaux dans la revue
“ELA infos”

Il s’agit d’informer les personnes concernées par le
handicap sur I'actualité des mesures, dispositifs et dossiers
thématiques.

e Mesures et dispositifs a destination des personnes en
situation de handicap: allongement de la durée maximale
d’attribution et revalorisation des plafonds de la Prestation
de Compensation du Handicap (PCH), nouveau dispositif
de calcul de I’Allocation Adulte Handicapé (AAH) pour les
couples, élargissement du congé proche aidant et
revalorisation de I'’Allocation Journaliére du Proche Aidant
(AJPA), renouvellement du Congé de Présence Parentale
(CPP) et revalorisation de I’Allocation Journaliere de
Présence Parentale (AJPP), le dispositif MonPsy, le Forfait
Patient Urgences (FPU).

e Dossiers thématiques: recueil de livres pour enfants
autour de la maladie et du handicap, montants des
prestations et allocations sociales et familiales au 1¢ avril
2022, zoom sur les activités des Familles d’ELA, aides
destinées a compenser les besoins liés au handicap.

)
La campagne

d’abonnement au magazine
“Faire Face”

ELA propose d’abonner gra-
tuitement les familles qui le
souhaitent au magazine “Faire
Face” dédié aux personnes en
situation de handicap et a leur
famille. Le magazine développe
une ligne éditoriale centrée sur
des sujets pratiques liés a la
santé, aux droits, aux aides
techniques et a la vie sociale.
127 familles d’ELA bénéfi-
cient de cet abonnement
cette année.
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Depuis la création d’ELA, 15,7 millions d’euros
ont été consacrés a ’laccompagnement des familles.
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Zoom sur la participation des familles aux spectacles
des marraines et parrains de I’association

L’année 2023 est marquée par un fort retour sur scéne des marraines et parrains de I'association, pour le plus grand plaisir des
familles. Grace a leurs généreuses invitations, 45 familles ont eu la joie d’assister a des spectacles d’humoriste, d’imitateur et
a des piéces de théatre. Au total, 182 adultes et enfants ont pu profiter d’'un moment de détente, de rires, de répit, en couple
ou en famille. En fin de spectacle, elles ont parfois eu la joie de rencontrer I'artiste et de partager un moment privilégié avec lui.
Mille mercis a Michaél Gregorio, Gil Alma, Lionel Erdogan, Barbara Schulz, Arnaud Tsameére et Léa Frangois pour leurs
invitations! Retrouvez quelques photos envoyées par les familles.

Témoignages des familles:

¢ “Ce petit message pour vous remercier pour le spectacle
de Michaél Gregorio a Biarritz. J’ai passé un moment
inoubliable.”

e “Merci a Michaél Gregorio! On a passé une super soirée:
belles voix, bonnes musiques et beaucoup d’humour dans
une salle ou 'ambiance était top. C’est vraiment une
personne adorable, un parrain d’ELA trés fideéle et
attachant.”

¢ “Un grand merci a Gil Aima pour cette merveilleuse soirée.
Fou rire du début jusqu’a la fin.”

* “Arnaud Tsamere a été fabuleux, du début a la fin, le
spectacle était hyper surprenant et extrémement dréle. Je
ne m’attendais vraiment pas a ¢a et nous avons été cueillis!
Je dois méme avouer qu’a un moment nous avons tous les
deux pleuré de rire! Vraiment génial. Merci encore pour ce
chouette moment de répit et de grosse rigolade.”

* “Un super spectacle et une trés belle rencontre avec
Arnaud Tsamere. Merci beaucoup pour cette invitation qui
nous a permis de rire le temps d'une soirée et de repartir
pleins de bonne humeur.”

e “Ce petit message pour vous demander s'il est possible de
transmettre a Lionel Erdogan tous mes remerciements pour
la soirée qu’il nous a offerte vendredi dernier! Et lui adresser
de nouveau tous nos applaudissements pour cette piece
« Comme il vous plaira », qui est une grande réussite, une
prouesse d’acteur, drdle, pleine d’émotions, d’'une grande
finesse et attachante.”




Acceélérer |la recherche médicale
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ELA soutient et encourage la recherche dans le domaine des
leucodystrophies. L’'objectif est de permettre aux chercheurs francais
et internationaux d’avoir les moyens d’agir, pour mieux comprendre
les mécanismes de la maladie et de son évolution notamment au
travers de l'utilisation d’outils d’évaluation de la maladie et de
biomarqueurs. De leur c6té, les cliniciens réalisent des essais

cliniques pour améliorer les soins, le confort des malades, soulager
la douleur et prolonger la vie.

Le point sur Ia
recherche

@ Le conseil scientifique

Le conseil scientifique international compte 15 membres
experts des leucodystrophies. lls sont nommés pour 3 ans
et leurs mandats sont renouvelables annuellement par tiers.
Le conseil est présidé par le Pr. Florian Eichler (Directeur du
Service Leucodystrophie - MassGeneral Hospital for
Children - Boston, Etats-Unis) et coprésidé par le Dr Caroline
Sevin (Service de Neurologie Pédiatrique - Hopital Bicétre -
Paris Sud Le Kremlin-Bicétre, France). Le tiers sortant cette
année (Caroline Sevin, Enrico Bertini, David Rowitch, Yann
Nadjar et Jacqueline Trotter) a été renouvelé a I'exception
du Dr Jacqueline Trotter qui prend sa retraite et souhaite
arréter ses activités. Elle a été remplacée par le Dr Tanja
Kuhlmann de I'Université de Minster, en Allemagne.

Le nouveau mandat court jusqu’en mai 2026. Cette année,
les membres du conseil scientifique se sont réunis en
visioconférence I'apres-midi pour les deux sessions
annuelles (au printemps et a I'automne), contournant ainsi
les contraintes du décalage horaire pour les experts
outre-Atlantique.

Au printemps, un projet en cours a été évalué et a recu un
avis favorable pour son renouvellement. Ce renouvellement
a été validé par I’Assemblée Générale d’ELA International,
pour un total de 98841 € comme initialement prévu. Les
rapports finaux de 3 projets des appels d’offres antérieurs
ont été également évalués par le conseil qui a considéré
que les projets étaient réussis et les investissements bien
orientés. D’autres points ont été discutés par le conseil
scientifique, notamment I'adéquation des financements
proposés en termes de montant et de durée des
allocations. lls ont conclu a une bonne distribution des
financements. La session d’automne a permis d’évaluer les
20 dossiers regus a I'appel d’offres 2022, et de donner un
avis favorable pour le renouvellement d’un projet. Ce
renouvellement a été validé par I’Assemblée Générale
d’ELA International, pour un total de 72365 € comme
initialement prévu.
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Depuis la création d’ELA, 47,55 millions d’euros ont été
investis dans la recherche médicale correspondant au
financement de 559 programmes, ce qui fait d’ELA le

premier financeur privé de la recherche sur les

leucodystrophies.
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@ L’appel d’offres 2022

Comme chaque année, ELA a publié un appel d’offres
destiné a la communauté scientifique internationale. Lappel
d’offres a été ouvert le 6 avril et cl6turé le 1¢ juin.

20 candidatures ont été regues cette année, contre 25 en
2021, et 17 en 2020.

Les thématiques retenues pour ’appel d’offres 2022

étaient:

e Essai Clinique / préparation aux essais cliniques, y
compris I'élaboration d’indicateurs d’effets a long terme,
la caractérisation de biomarqueurs, des protocoles
d’imagerie, des études pharmacodynamiques / pharma-
cocinétiques.

» Etudes précliniques testant spécifiquement des thérapies
(thérapies géniques, cellulaires, enzymologiques ou
pharmacologiques).

e Développement de modeéles expérimentaux (par exemple
iPSC dérivées de patients) pertinents des leucodystro-
phies humaines.

e Etude des mécanismes responsables de la maladie, afin
d’identifier de nouvelles approches thérapeutiques.

En 2022, 6 projets ont été sélectionnés par le conseil
scientifique et validés par I'’Assemblée Générale d’ELA
International sur les 20 candidatures (soit 30 % des
dossiers, contre 20 % en 2021). lls feront I'objet d’un
financement pour un total de 974544 € sur deux ans.

Ce qu’il faut retenir:

e La répartition géographique des financements en 2022
couvre 4 pays européens: Espagne, France, ltalie et
Pays-Bas, pour 100 % du budget global alloué pour les
nouveaux projets. Seuls deux projets non européens ont
été soumis cette année, et ils n’ont pas été retenus.

e lLes 6 projets sélectionnés couvrent 5 formes de
leucodystrophies différentes: ALD, AxD, CACH, maladie
de Krabbe, et MLC. Sur les sept derniéres années, ELA
International a financé des recherches sur 16 leuco-
dystrophies différentes.

ALD: adrénoleucodystrophie

AxD: maladie d'Alexander

CACH: syndrome d’ataxie infantile avec hypomyélinisation centrale
MLC: leucodystrophie mégalencéphalique avec kystes sous-corticaux.

En 2022, le budget global alloué a la recherche s’est
élevé a 852675 €:

® 6 nouveaux projets pour un montant de 481459 €,

e 2 projets en renouvellement pour un montant de 171216 €,
¢ 1 projet cliniqgue pour un montant de 200000 €.

Appel d’offres 2022 : les projets retenus

Maladie
concernée

Equipes
Années

Investigateur

Pays
d’origine

principal

Montant

Titre .
accordé

» _ . Thérapie génique pour traiter la Ieucodystrophe
As;l:)rsrgmo i 1 2e (;L:g)e MLC mégalencéphalique avec kystes sous-corticaux 94827 €
I (MLC)
Thérapie génique dirigée vers le foie avec des
Alessio Cantore 2 équipes Krabbe transgenes a bl(?dISponIbIJIte ameéliorée pour 192000 €
2 ans traiter la pathologie du systéme nerveux dans la
leucodystrophie a cellules globoides
5 équipes Restaurer la couverture périvasculaire des
Cohen Salmon I I 2qan2 MLC astrocytes associée au déficit en MLC1 pour 188000 <
guérir la MLC
- 2 équipes Développement de technologies d’édition pour
Angela Grit I I 2 ans AXD traiter la maladie d’Alexander 200000 €
Reroutage métabolique médié par SCD1 de la
I équipes synthese des acides gras a trés longue chaine
SR NG . 2 ans AL dans I'adrénoleucodystrophie: une nouvelle LI ALR
stratégie thérapeutique
Marjo Van der L équipe CACH Interrompre la réponse au stress intégrée 99999 €
Knaap . 2 ans dérégulée dans le syndrome CACH
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La plateforme Leuconnect

Ouverte aux familles et a la communauté scientifique en
2019, Leuconnect.com est une plateforme en ligne qui
rassemble une communauté de patients et leurs familles
concernés par les leucodystrophies en France et a
I'international. L'objectif est de favoriser les études
cliniques dans le domaine des leucodystrophies et
de faciliter le recrutement des patients. La plateforme
est hébergée chez un hébergeur agréé de données de santé
et répond aux normes du Réglement Général sur la
Protection des Données (RGPD) et de la Commission
National de I'Informatique et des Libertés (CNIL).

La cohorte continue de grandir et les équipes d’ELA
accompagnent les familles dans I'accés et I'utilisation de la
plateforme. En 2022, ce sont 13 types de leucodystrophies
et 20 pays qui y sont représentés. Le succes international
de Leuconnect fait évoluer la plateforme. Le hollandais
s’ajoute désormais aux cing langues déja proposées
(allemand, anglais, espagnol, francgais, italien), portant a six
le nombre de langues disponibles. Cette année également,
le référentiel des leucodystrophies a été mis a jour
pour permettre aux familles de mieux cibler sur la
plateforme les essais cliniques qui les concernent. Enfin,
une nouvelle fonctionnalité a été mise en place et permet
d’envoyer des lettres d’information en interne aux
membres de la plateforme qui I'ont accepté, afin de les
informer des actualités de Leuconnect.

Depuis son ouverture les études cliniques se multiplient
sur Leuconnect. Quatre études ont été ouvertes sur
Leuconnect dont deux sont terminées, I’'une conduite sur

la leucodystrophie métachromatique (MLD) et I'autre sur
I’adrénoleucodystrophie cérébrale (ALDc). Les résultats de
ces études ont fait I'objet de communications scientifiques.
Pour  Pétude concernant la  leucodystrophie
métachromatique, des résultats intermédiaires avaient été
présentés lors du “WORLDsymposium “ (We're Organizing
Research on Lysosomal Disease Symposium) a Orlando en
février 2020, une conférence de recherche annuelle
internationale dédiée aux maladies lysosomales. Deux
articles scientifiques issus des résultats finaux de cette
étude ont été publiés en septembre 2022 et en
novembre 2022 dans le “Orphanet Journal of Rare
Diseases” I'un mettant en évidence l'importance d’un
diagnostic précoce' et I'autre I'impact de la maladie sur le
quotidien?. Les résultats finaux ont également été présentés
lors des Journées Parisiennes de Pédiatrie en
décembre 2021 et lors du congrés de la Société Francaise
de Neurologie Pédiatrique en janvier 2022.

Pour I'étude concernant I'adrénoleucodystrophie cérébrale,
les résultats ont fait I'objet d’une publication scientifique
dans le “Rare Disease and Orphan Drug Journal™.

1:Morton, G. et al. The importance of early diagnosis and views on newborn
screening in metachromatic leukodystrophy: results of a Caregiver Survey
in the UK and Republic of Ireland. Orphanet J. Rare Dis. 17, 403 (2022);
https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13023-022-02501-8
2:Sevin, C. et al. An international study of caregiver-reported burden and
quality of life in metachromatic leukodystrophy. Orphanet J. Rare Dis. 17,
329 (2022) ; https://ojrd.biomedcentral.com/ articles/10.1186/s13023-
022-02550-7

3: Sevin, C. et al. Burden of cerebral adrenoleukodystrophy on affected
children and their families through the eyes of family caregivers. Rare Dis
Orphan Drugs J; 2:17 (2022). https://rdodjournal.com/article/view/5357
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Deux études sont ouvertes, et le recrutement se poursuit
pour I'une des deux. Conduite par I’équipe du Pr. Wolfgang
Koehler de I'université de Leipzig en Allemagne, la premiere
porte sur la qualit¢ de vie des femmes atteintes
d’adrénoleucodystrophie liée a I’X. Les premiers résultats
ont été partagés avec les familles lors du colloque
Familles/Chercheurs 2022 et ont donné lieu a un premier
article dans la revue ELA infos n°119 du mois de septembre.
Cette étude révele que les signes cliniques habituellement
constatés dans I'adrénoleucodystrophie ne sont pas en
premier lieu associés a la maladie, a cause de la
méconnaissance de cette pathologie en médecine
générale. Les femmes elles-mémes concernées par
I’adrénoleucodystrophie ignorent souvent qu’elles peuvent
développer des symptomes. L'étude avait été d’abord
ouverte en allemand, anglais et francais. Forte de son
succes, le principal investigateur a ouvert une seconde
version en espagnol et en italien, permettant d’élargir la
population de I'étude. Les inscriptions sont toujours
possibles pour les femmes qui n’y ont pas encore participé
et I'étude a été prolongée jusqu’en 2023. L'objectif est
d’inclure le nombre le plus important possible de femmes
porteuses du géne de I'adrénoleucodystrophie pour des
résultats plus significatifs et probants.

Une premiére étape a été franchie, avec 200 femmes
atteintes d’adrénoleucodystrophie agées de 18 a 85 ans
ayant déja participé a I'’étude. Les résultats montrent que la
fréequence des symptdmes augmente avec I'Age et la
qualité de vie des femmes symptomatiques atteintes est
considérablement altérée. L’objectif est de mener davan-
tage de recherches sur I'adrénoleucodystrophie chez les
femmes, pour sensibiliser aux évolutions symptomatiques
les femmes concernées et leurs professionnels de santé,
mais également pour développer de nouvelles options de
traitement qui amélioreront la qualité de vie des personnes
touchées.

La deuxieme étude, issue d’un appel d’offres exceptionnel
de 2020, est également conduite par le Pr. Wolfgang
Koehler. Cette étude appelée “SMART-ALD” étudie I'effet
d’un mode de suivi clinique des femmes ayant une
adrénoleucodystrophie (ALD). Elle a pour objectif d’établir
si le suivi médical personnalisé a I'aide d’objets connectés
pourrait améliorer la prise en charge du patient et donc sa
qualité de vie. L’étude a été ouverte en allemand.

Leuconnect regroupe une communauté de patients
engagés et offre aux professionnels de santé des
fonctionnalités et des avantages pour une mise en ceuvre
facile et rapide de leurs études cliniques en ligne. La
plateforme évolue sans cesse pour mieux couvrir les
besoins des familles et accompagner les professionnels de
santé dans la conduite de leurs études.

| es évenements

@ Colloque

Familles/Chercheurs
Aprés une premiére édition réussie en 2021, ELA
International a renouvelé cette année le collogue

Familles/Chercheurs en webinaire sur 2 apres-midis
consécutives, les samedi 26 et dimanche 27 mars. Cet
événement a été organisé avec le soutien des laboratoires
Minoryx Therapeutics, Orchard Therapeutics, Poxel et Vigil
Neuroscience. Avec une traduction simultanée en cing
langues (allemand, anglais, espagnol, francais et italien)
organisée avec 14 interprétes, ce format a permis d’ouvrir
une nouvelle fois le colloque aux familles des différentes
antennes européennes d’ELA et plus largement dans le
monde. Quatre ateliers animés par 19 chercheurs ont
regroupé les leucodystrophies par familles de maladies:

e Session 1: Adrénoleucodystrophie (ALD) et
adrénomyéloneuropathie (AMN),

e Session 2: Génétique et leucodystrophies
indéterminées, maladie de Pelizaesus-Merzbacher
(PMD), POLR3-HLD 4H,

e Session 3: Leucoencéphalopathie mégalencéphalique
avec kystes sous-corticaux (MLC), syndrome CACH,
maladies de Canavan et d’Alexander,

e Session 4: Syndrome d’Aicardi-Goutieres (AGS),
Maladies du spectre de Zellweger, maladie de Krabbe et
leucodystrophie métachromatique (MLD).

184 familles de 16 nationalités représentant
17 formes de leucodystrophies ont participé a ce
collogue international. Les sessions ont été enregistrées et
sont accessibles en ligne sur le site d’ELA International.
Les résumés des travaux scientifiques des chercheurs ont
été rassemblés dans le supplément d’ELA infos n° 118
(juin 2022), accessible sur le site d’ELA France.

@ Symposium

Dans la continuité du précédent symposium organisé en
novembre 2021 sur I'éthique des partenariats dans la
recherche clinique et les retombées pour la communauté
des patients, ELA International a organisé un nouveau
symposium le samedi 24 septembre apres-midi sur la
thématique: “Innovation thérapeutique: quelles régles
éthiques et quels accés?”

Motivé par 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 I'adréno-
leucodystrophie cérébrale retiré brutalement du marché
européen malgré I'obtention de I’Autorisation de Mise sur
le Marché de I’Agence Européenne des Médicaments en



juillet 2021), ce symposium était animé par Grégoire Moutel,
expert des questions éthiques au CHU de Caen. La parole
a été donnée aux agences de santé, aux industriels, aux
experts éthiques et cliniques, et aux familles et
représentants d’ELA, impliqués dans des études cliniques.
Il a permis d’explorer les questions éthiques et
déontologiques dans la recherche pour aller vers la
constitution d’un comité d’éthique et I’élaboration d’une
charte éthique pour les partenariats d’ELA, et de débattre
de Paccés aux traitements innovants comme les
thérapies géniques pour les patients européens atteints de
leucodystrophie. Lintervention de 10 experts et le
témoignage de deux familles ont nourri les discussions et
les réflexions sur les questions éthiques et I'acces aux
traitements innovants.

79 familles étaient présentes, et 7 nationalités repré-
sentées. Le symposium était traduit en 5 langues (allemand,
anglais, espagnol, francais et italien), permettant une
nouvelle fois aux familles internationales de participer a
I’évenement.

Ce symposium de dimension internationale souléve des
questions cruciales et participe a I'accés aux connais-
sances pour tous et a la prise de conscience. Le rendez-
vous est pris dans un an pour poursuivre la réflexion.
D’ici 1a, des actions doivent étre menées pour accélérer
I’acces aux traitements novateurs.

L’actualité
de la recherche

@ La thérapie génique

Depuis 30 ans, ELA a investi massivement dans la
recherche sur I'adrénoleucodystrophie. En 2009, les
premiers résultats d’'un essai de thérapie génique sur
I’adrénoleucodystrophie cérébrale mené en France grace
au soutien d’ELA, sont publiés par I’équipe du Pr. Patrick
Aubourg et du Dr Nathalie Cartier. Ces travaux ont ensuite
été poursuivis jusqu’a obtention d’une Autorisation de Mise
sur le Marché, le 21 juillet 2021, par la Commission
Européenne (EC), de la thérapie génique pour le traitement
de I'adrénoleucodystrophie cérébrale. Cette avancée
historique dans le traitement de I’adrénoleucodystrophie ne
permettra cependant pas I'accés au traitement pour les
patients européens, I’entreprise ayant regu I'autorisation
s’étant retiré du marché européen en septembre 2021 pour
se concentrer sur le marché américain. Les Etats-Unis ont
depuis autorisé ce traitement en 2022.

Ainsi, Mathéo aurait pu guérir grace a une thérapie génique
inventée en France. Il en a été privé pour des raisons
commerciales.

Afin que cette histoire dramatique ne se reproduise pas, la
maman de Mathéo a interpellé les Ministres de la Santé et

de la Recherche ainsi que le Secrétaire Général pour
I’investissement France-2030, au travers d’une pétition
qu’ELA soutient et relaie: “Sauvez des enfants privés
de traitement pour des raisons commerciales” (voir
page 40).

@ 30 ans de Recherche
sur les leucodystrophies

Depuis 30 ans, ELA accélere la recherche sur les
leucodystrophies. Trente années pendant lesquelles les
chercheurs ont d’abord appris a connaitre ces maladies
pour pouvoir envisager des options thérapeutiques tant
attendues. Aujourd’hui la recherche est entrée dans la
phase des essais cliniques et les toutes premieres thérapies
ont été autorisées. L’espoir est grand de voir enfin des
traitements étre proposés en dehors des phases
expérimentales. Mais gardons a I’esprit que ces nouveaux
traitements ne s’adresseront pas a tous les patients, et que
des conditions strictes encadrent leur utilisation. Les
leucodystrophies ont autant de visages qu’il y a de patients,
et beaucoup de travail reste a faire pour qu’une solution
puisse étre proposée pour chaque patient.

Déja expérimentée pour d’autres maladies, la greffe de
moelle osseuse a été le premier traitement permettant,
sinon de guérir, au moins d’interrompre la progression de
certaines formes de leucodystrophie. Les progrés techni-
ques et technologiques de ces 30 derniéres années ont
ouvert la voie a la thérapie génique.

La thérapie génique ne sera peut-étre pas la solution pour
toutes les formes de leucodystrophie, pour tous les
patients, notamment puisque ces traitements doivent étre
administrés t6t, au tout début de la maladie. Il existe un
besoin réel de médicaments capables d’arréter des
symptémes, ou mieux, d’apporter une amélioration clinique.
Certains traitements symptomatiques existent déja,
d’autres sont attendus.

Pour les autres types de leucodystrophie, celles identifiées
plus récemment ou pour lesquelles le géne n’est pas encore
connu, le chemin jusqu’aux traitements reste long. C’est
pour préparer les essais cliniques de demain, qQuU’ELA a
soutenu et continue de soutenir de nombreux programmes
de recherche fondamentale.

Depuis 30 ans, ELA se bat pour rompre I'isolement des
malades et de leurs proches, et pour maintenir I'effort de
recherche sur ces maladies, malgré les colts élevés et le
nombre limité de patients qui bénéficieraient du traitement.
Accélérer la recherche et aider les malades aujourd’hui,
pour gagner demain le combat contre les leucodystrophies,
reste la priorité d’ELA.



Tableau des projets financés par ELA
dans le cadre de PPappel d’offres 2022

Pays-Bas

dans le syndrome CACH

Laboratoire Projet Montant
Université d’Utah, Ecole de Médecine, Salt Lake Caractérisation de la dysfonction lysosomale et
Bonkowsky Josh ,, i . i " i v 98841 €
City, Etats-Unis intervention ciblée dans la X-ALD
L . . Thérapie génique pour traiter la leucodystrophie
Bosch Assumpcid Université Autonome de Barcelone, Espagne , > . . 44 414 €
mégalencéphalique avec kystes sous-corticaux (MLC)
. . . X Thérapie génique dirigée vers le foie avec des
Cantore Alessio Hépital San Raffaele, Milan, Italie N e s . .
transgenes a biodisponibilité améliorée pour traiter la 96 000 €
L . . . pathologie du systeme nerveux dans la leucodystrophie
Gritti Angela Hoépital San Raffaele, Milan, Italie . .
a cellules globoides
. Centre Interdisciplinaire de Recherche en Biologie
Cohen-Salmon Martine . K .. .
(CIRB), College de France, Paris, France Restaurer la couverture périvasculaire des astrocytes 94.000 €
. . UMR-S U1237 PhIND, CIDT, Centre Hospitalier associée au déficit en MLC1 pour guérir la MLC
Vivien Denis . . .
Universitaire de Caen Normandie, France
Gritti Angel Hopital San Raffaele, Milan, Itali . g .
" neeta I S REWEISS, WALl U1 Développement de technologies d’édition pour traiter
.. 100 000 €
. . . . X la maladie d’Alexander
Montini Eugenio Hépital San Raffaele, Milan, Italie
Centre médical universitaire, Université Reroutage métabolique médié par SCD1 de la synthese
Kemp Stephan , . s -
d’Amsterdam, Pays-Bas des acides gras a tres longue chaine dans 97 045 €
Centre médical universitaire, Université I’adrénoleucodystrophie : une nouvelle stratégie
Zelcer Noam ) . .
d’Amsterdam, Pays-Bas thérapeutique
- . o e Pourquoi la régénération échoue-t-elle dans
Stadelmann Christine Centre médical universitaire, Gottingen, Allemagne| , q g L, e 72375 €
I'adrénoleucodystrophie cérébrale liée a I'X?
Centre médical universitaire VU, Amsterdam Interrompre la réponse au stress intégrée dérégulée
Vander Knaap Marjo ! ! P P g g 50000 €

Nouveaux Projets
Projets renouvelés




Sensibiliser 'opinion publique
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Tout au long de I'année, ELA multiplie les actions afin de faire connaitre
les leucodystrophies et de collecter des dons. En 2022, I’association a pu
compter sur le soutien des médias, établissements scolaires, des
entreprises, et du grand public.

Les appels a la générosité

e Les mailings

ELA falt avancer La rechenchs

sur [os leucodystrophioes.

Mailing de Printemps

Deux mailings ont été adressés par voie postale et par
e-mail aux donateurs d’ELA. Le mailing de Printemps
revient sur 30 ans de recherche sur les leucodystrophies.
L'espoir des familles réside dans la recherche, car elle a
permis de mieux connaitre les leucodystrophies et
d’envisager des traitements afin de ralentir, voire stopper la
maladie. Autant de pistes prometteuses qui n’auraient pu
voir le jour sans le soutien apporté a la recherche par ELA
depuis 1992.

Le mailing d’Automne fait, quant a lui, le point sur les
traitements disponibles pour I'adrénoleucodystrophie.

Enfants malades et parents sont convaincus que
votre générosité finira par tous les sauver!

Mailing d’Automne

Si Clément a pu bénéficier d’un traitement par thérapie
génique lors d’un essai clinique en 2010 et est aujourd’hui
complétement guéri, Mathéo n’a pas eu cette chance. En
effet, le seul laboratoire maitrisant la technique s’est retiré
du marché européen pour des raisons commerciales
quelques jours avant son opération. Le petit gargon se bat
toujours contre la maladie.

Ces deux mailings ont été envoyés a 42222 donateurs
et ont permis de collecter la somme de 739369 <. Nous
remercions chaleureusement nos donateurs qui contribuent
a faire avancer la lutte contre les leucodystrophies.

Kidez-les a affronter __‘g.(
(e long parcours ELA_, i
du combattant !

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

A




e Les collectes digitales

@ Dons par SMS

Tout au long de I'année, les particuliers sont invités a faire
un don par SMS au 92912 au profit d’ELA, qui est prélevé
sur la facture mobile. Cette solution a I'avantage d’étre
simple, rapide et entierement anonyme. Le montant total de
ces dons en 2022 s’éléeve a 20561 <.

@ Facebook

Il est également possible de faire un don par le biais de
Facebook, de fagon spontanée ou en mettant en place une
collecte au profit d’ELA. L’ensemble des sommes
collectées par les internautes solidaires s’éleve a 6436 €.

8119€

@ Les challenges connectés

grand public sur Papplication
“Mets tes baskets”

L’application “Mets tes baskets” fédére autour de la cause
d’ELA a travers des challenges connectés et ludiques. En
faisant le plus de pas possible et en transformant ces pas
en don, chacun contribue a faire avancer la lutte contre les
leucodystrophies. Cette année, a travers trois challenges
ouverts a tous (“Féte des meres” , “Journée nationale Mets
tes baskets”, “Semaine Européenne pour 'Emploi des
Personnes en situation de Handicap”), ELA a mis en lumiere
son combat aupres du grand public et s’est vue reverser la
somme de 8119 €.

REN 20561 €

I Challenges connectés
I Facebook
B Don par SMS
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e Les médias télévisuels

A
La diffusion gracieuse du

spot “Zidane entraineur de
chercheurs” sur de
nombreuses chaines

Plusieurs médias ont répondu a I'appel d’ELA en diffusant
le spot “Zidane entraineur de chercheurs” sur le dernier
trimestre 2022:

e Altice Médias (BFM): du 31 octobre au 31 décembre

e Canal +: du 2 au 13 novembre

¢ France Télévisions: du 5 au 11 décembre

¢ Mediawan: du 15 au 31 décembre

* M6: du 26 au 31 décembre

e belN Sports: du 26 décembre 2022 au 1¢ janvier 2023

L’ensemble des espaces gracieux mis a disposition d’ELA
en 2022 par ces chaines est valorisé a hauteur
de 328073 €. Nous les remercion