100 QUESTIONS

Ieem Le médicament et son apport aux patients

les entreprises
du médicament

| es vecteurs d'innovation « a la manoeuvre »

Durant les années 1990-2000, des progres importants ont été réalisés dans la connaissance du
génome et dans la mise au point de médicaments innovants grace aux biotechnologies.

Les médicaments issus du vivant (immunothérapies, CAR-T cells, thérapies géniques...) et de
I'utilisation de nouveaux vecteurs d'innovation (CRISPR-Cas9, intelligence artificielle,
nanotechnologies...) bouleversent la donne dans les années 2010-2020 et ouvrent la voie a toujours
plus de progres thérapeutique a 'horizon 2030.
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LA REVOLUTION TECHNOLOGIQUE ET THERAPEUTIQUE

Multidisciplinarité : association
physique-chimie-biologie-informatique-mathématiques

Intégration et transdisciplinarité

SCIENCES DU VIVANT, SCIENCES DU VIVANT, BIOLOGIE DES SYSTEMES
BIOLOGIE DESCRIPTIVE EMERGENCE DE LA BIOLOGIE ET APPROCHE INTEGRATIVE
DES SYSTEMES
* Barriéres explicatives a la suite « Barrieres éthiques
de 'essor de la biologie moléculaire « Barrieres de la complexité et du
« Cloisonnement traitement des masses de données
N T s N T J . T J
é TECHNOLOGIES Y r TECHNOLOGIES 1
« Essais, erreurs « Techniques expérimentales « CRISPR-Cas9
« Extrapolations (approches séparées, et de traitement de I'information « Epigénétique
virologie, microbiologie) biologique + Microbiote
* Bio-informatique = Microfluidique
et simulations numériques « Intelligence artificielle/data
* Imagerie cellulaire + Nanotechnologies
* Chimie combinatoire, « Génétique a grande echelle « Thérapie cellulaire
process de drug dicovery, (génotypage, puce a ADN...) * Thérapie génique
innovations liées + Ciblage moléculaire « omique » « Vaccins
a une école de pensée (génomique, protéomique, ¢ Immunologie
transcriptomique...) * *
* * INNOVATIONS DE RUPTURE
INNOVATIONS BIOLOGIQUES
» Nanomédicament,
« Emergence du génie génétique pilule intelligente
* Biomédicaments: protéines * Médecine régénérative
recombinantes, * Reprogrammation
L anticorps monoclonaux... J  Epidrugs
* Immunothérapies
+ ARN interférents
k » Combinaisons de thérapies J

Source : Santé 2030

I Chiffres

| Contexte

@® Larévolution thérapeutique ne semble pas pres de marquer le pas : depuis le premier séquencage du génome
humain en 2003, qui a pris treize ans et a coté 3 milliards de dollars, le colt du séquengage a été cassé.
Aujourd’hui, les séguenceurs sont capables d'étudier en temps réel les génes dont I'importance est identifiée dans
une maladie donnée.

lIs peuvent aussi détecter une bactérie ou un virus ayant infecté une personne. Par exemple, en Afrique de I'Ouest,

ce type de séquenceur a été utilisé pour identifier les génomes du virus Ebola chez 148 patients.

® La microfluidigue (science de la manipulation des fluides a I'échelle micrométrique) permet de fabriquer des
laboratoires sur puces qui sont de véritables laboratoires miniaturisés d'a peine 1ou 2 cm permettant de faire des
analyses trés rapides, avec un minimum de produits. A titre d’exemple, on peut dire que la réalisation de
séquenceurs d’ADN serait impossible sans la microfluidique.
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@® La microfluidigue pourrait révolutionner I'industrie pharmaceutique et la recherche de nouveaux meédicaments
en parvenant a tester des molécules 10 000 fois plus vite et pour 10 000 fois moins cher. La microfluidique
représente pour la biologie et la chimie une révolution semblable a celle apportée par les microprocesseurs a

I"électronique et I'informatique.

I Enjeux

@ D'autres vecteurs ouvrent la voie a des progres thérapeutiques potentiels majeurs a I'horizon 2030 : la thérapie
génique, 'épigénétique, le microbiote, la nanomédecine, la médecine régénérative, 'immunothérapie ou encore

I'intelligence artificielle...

@® En paralléle, se développeront les outils de diagnostic intégrés a la vie quotidienne des patients, permettant

notamment la prise en compte des biomarqgueurs les plus récents.

® L'ensemble de ces progrés permettra de développer la compréhension des mécanismes physiopathologiques
des pathologies complexes et I'identification de groupes de patients correspondant a un profil plus spécifique,

défini par un patrimoine métabolique ou génétique particulier.

@® Lamédecine de précision est donc désormais en passe de devenir la composante majeure des stratégies
thérapeutiques, en bénéficiant des nombreuses avancées technologiques et de la prise de conscience générale de

la nécessité de provoquer un changement de paradigme dans notre fagon d'aborder la maladie.

I Nos Actions
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