


6 000 à 8 000 
maladies 

génétiques rares

1 personne sur 20 
est concernée par une 

maladie rare

3 millions de personnes 
concernées en France &

30 millions en Europe

50% des malades 
ont moins de 19 ans

2

LES CHIFFRES Clés 
Le saviez-vous ? 
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La cellule

UN PEU D’histoire….

Le terme de cellule a été utilisé la 
toute première fois par Robert Hooke 
(1665) dans son sens original de « petite 
chambre » comme on désigne la cellule 
d'un prisonnier ou celle d'un moine. 

Une cellule est l’unité
de base des êtres vivants

Le corps humain compte environ
100 000 milliards de cellules

qui appartiennent à environ
200 types différents
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La cellule
Quelle est la taille moyenne 
d’une cellule ? 

23 paires de chromosomes 
dans chacune de nos cellules
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Qu’est-ce que c’est au juste ? 

l’ADN …

 Deux brins  face à face, reliés par des 
liaisons et formant une double hélice. 

 Ces deux brins sont formés de 
structures chimiques, appelées des 
« bases » :  A T G C

L'ordre, la nature et le 
nombre de bases déterminent 
l'information génétique. 

3,2 milliards 
de paires de bases ! 
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Si on écrivait sur une feuille A4 l’ensemble du génome, il faudrait 
près d’1 million de feuilles : 

Soit une pile de papier de la hauteur… 

…de l’Arche de la Défense !
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De l’infiniment petit…

A l’infiniment grand !

La taille de l’ADN

2 mètres d'ADN

Le corps humain est 
composé d’environ

100 000 milliards 
de cellules 

Chaque cellule 
humaine contient TOUT 

LE GENOME 
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De l’infiniment petit…

A l’infiniment grand !
L’ADN du noyau de toutes les cellules du corps 

humain mis bout à bout, pourrait couvrir la distance de 
la Terre à la Lune, aller et retour…

150 000 fois !
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Qu’est-ce que c’est au 
juste ? 

Une Maladie génétique

Maladie génétique

ADN

Une erreur dans la séquence

Une protéine anormale ou absente

Une fonction anormale ou perdue

Une information perdue ou altérée
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c’est une cellule qui 
fonctionne mal ou meurt

Une protéine anormale ou perdue…

Exemple dans la myopathie de Duchenne
Conséquences d’une mutation du gène qui code pour la  dystrophine

Gène sain
on voit bien les 

cellules encadrées 
par la dystrophine 

Gène muté
la dystrophine est 

perdue, les cellules 
musculaires meurent
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Pour traiter une maladie génétique…

on peut remplacer le gène 
ou les cellules
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Comment ça marche ? 

La Thérapie génique



UN PEU D’actualité… 13
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ça marche !!! 

La Thérapie génique



Pour réussir une thérapie 
génique, il faut :

Un « Gène médicament » :
le petit morceau d’ADN sain

Répare l’anomalie

Un « transporteur » pour 
l’administrer :

un virus désarmé qui saura 
délivrer l’ADN dans les cellules 
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Pour traiter une maladie génétique…

on peut remplacer le gène 
ou les cellules
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Comment ça marche ? 

La Thérapie cellulaire



Aujourd’hui La thérapie cellulaire 
N’est plus seulement 
expérimentale….  
on parvient bien à reconstruire des tissus 

!
on parvient bien à reconstruire des tissus 

!

Greffée chez la souris

Peau artificielle produite en 
laboratoire

À partir de cellules 
souches pluripotentes

16



19

12 semaines plus tard 
…

une peau 
parfaitement saine



Et même aujourd’hui, 

un essai clinique Est en cours
pour tester un patch cellulaire sur la 

rétine 
Il s’agit d’un traitement à base de cellules souches

pour des rétinites pigmentaires 

Ce patch de cellules souches
différenciées en cellules épithéliales

est greffé sous la rétine
et vise à améliorer la vision des patients
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Témoignage

LE TELETHON
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Adrien 



En Bref 22
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LES Métiers de la Recherche et du 
Développement (R&D

Continuer les études pendant le travail : 
un challenge possible

Bac STL
BTS ou DUT /

Licence

Master ou 
École 

d’ingénieur

Doctorat
Science

Pharmacie
Médecine

CAP ou BEP

Technicien
Technicien 
qualifié de 
laboratoire

Technicien 
supérieur

Ingénieur de 
recherche

Chercheur
Maître de 
conférence
Clinicien

Bac + 8Bac + 8Bac + 5Bac + 5Bac + 2/3Bac + 2/3BacBacBrevet + 2Brevet + 2

En fonction des niveau d’étude: Du cap au doctorat

M
ét
ie
rs

Et
ud

es
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LES Métiers de la Recherche et du 
Développement (R&D) Biomédical

Ingénieur brevet
Responsable 
affaires 
réglementaires

Responsable 
d’équipe
/département /de 
projet(s)

Technicien 
Technicien Sup.
Ingénieur
Chercheur

Du CEP au 
Doctorat

Master/ingénieur
/Doctorat 

complété par une 
formation au 
Ceipi* puis 

Mandataire UE 

Master/École 
d’ingénieur
Doctorat

+
Expériences

( & Formations 
continues de 
management ou 

PPM**)

EncadrerEncadrer
Science 
et droit
Science 
et droit

Manipuler
Inventer
Manipuler
Inventer

En fonction des appétences

Attaché de 
recherche clinique
Affaires médicales
Pharmacovigielance

Doctorat en 
pharmacie, en 
médecine ou en 

science

Proche 
des la 

clinique

Proche 
des la 

clinique

M
ét
ie
rs

Et
ud

es

*Centres d'études internationales de la propriété intellectuelle
**Professional in Project Management 
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QUELQUES MOTS SUR
Mon quotidien, MON Métier…

Quel est Mon 
cursus ?

En quoi 
consiste mon 

métier ?

Pourquoi je 
l’ai choisi 

?



Gérald Perret
42 ans Directeur des Programmes, c’est quoi ?

• Responsable des Directeurs et Chef de Projets

• Les Chefs/Directeurs de projets sont les « chefs d’orchestre » 
du développement des médicaments

• Ils pilotent et coordonnent tous les métiers (production, analyse, 
médecine, essais animaux, juristes) qui doivent travailler de 
concert pendant souvent + de 10 ans entre la recherche et 
l’obtention finale d’un médicament

• Un Chef de projet pilote entre 1 et 3 projets en moyenne 

• Un Directeur de projet pilote souvent l’ensemble des projets 
liés à un domaine thérapeutique 

• 13  Directeurs/chefs de projets travaillent avec moi

Cursus :
• Classe préparatoire/DEUG
• Ingénieur en Biotechnologie/DEA
• Doctorat en Biologie moléculaire 

(Poste d’Ingénieur d’Etude) 
• Chef d’équipe Biochimie
• Responsable de Laboratoire
• Responsable des Projets 

Bioprocédés Innovants
• Directeurs de Projets 

Thérapeutiques
• MBA & Master en économie
• Directeur Global des Programmes 

de l’Institut des Biothérapies 
(Généthon – I‐Stem – Institut de 
Myologie) 

Les + de mon métier :
• Super généraliste : touche toutes les expertises (science, médecine, business, juridique)
• Vision d’ensemble de l’immense chantier qu’est le développement d’un médicament
• Mangement direct et transversal (sans lien hiérarchique) avec la diplomatie requise
• Travailler pour les bras armés du Téléthon c’est donner beaucoup de sens à mon activité 

en lien fort avec mes valeurs
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4 affiches
4 histoires

Le Téléthon
a tout changé 
Victoire, Anaïs

Le Téléthon
Peut tout changer 

Pierre, Adrien 



Témoignage

PEUT TOUT 
CHANGER

30

Pierre 
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Thème « mon cœur pour le cœur du Téléthon » 
en photo ou en vidéo avec #TelethonChallenge 

sur Tiktok, Youtube, Instagram,
Facebook, Twitter…

Le 4 rendez‐vous sur Youtube,
Concerts virtuels inédits  LE rendez‐vous des streamers solidaires sur Twitch, 

RDV sur telethongaming.fr et sur le Twitter 
@GamingTelethon #TelethonGaming



2. Qu’est-ce qu’une mutation?
a changer de métier
b une erreur dans la séquence d’ADN

4. A quoi sert le vecteur utilisé en thérapie génique ?
a Tracer un segment d’une droite
b Transporter le gène médicament

5. Utilise t-on un vecteur en thérapie cellulaire?
a oui, c’est une cellule magique
b Non, on utilise des cellules souches

1. L’ADN est composé de
a structures chimiques appelées bases
b de lettres de l’alphabet

3. Qu’est-ce qu’une myopathie? 
a une maladie génétique du muscle 
b un défaut de la vision

6. Quelles sont les dates du prochain téléthon? 
a la semaine prochaine
b le 3 et 4 décembre 2021
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Place aux 
questions !


