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Y Organize and Promots Epidemiological Network
Avec vous, c'est mutuel Réseau d'Observation des Maladies et des Epidémies.

Les « maladies rares » sont de moins en moins « orphelines » !

Au XXeéme siecle, les firmes pharmaceutiques et les chercheurs ont été accusés de négliger certaines maladies et de
ne faire aucun effort pour trouver des médicaments permettant de les soigner. Ces maladies ont été surnommees
« orphelines » parce que personne ne semblait s’occuper d’elles et, parmi elles, celles qui ne touchaient qu’un tout
petit nombre de personnes, qualifiées de « maladies rares ».

Vu la rareté de chacune de ces maladies, il paraissait alors absurde d’investir d’énormes budgets de recherche avec
un maigre espoir de trouver un médicament qui, de toutes les fagons, aurait coQté trop cher a produire.

Au XXléme siecle, la situation a change : les progrés scientifiques et techniques permettent de « décortiquer » les
causes et les mécanismes des maladies rares avec un budget bien moindre. Ainsi, par exemple, le co(t et la durée du
séquencage du génome des malades ont été divisés par mille. La recherche de médicaments compensant les déficits
génétiques est devenue possible. De plus, I’utilisation de plus en plus facile des technologies a base d”’ARN messagers
permet d’envisager a court terme d’énormes progres thérapeutiques. Le codt de production de ce type de médicament
est devenu gérable et un nombre croissant de « maladies rares » ne sont plus des « orphelines ».
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