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> Evaluer la tolérance, I'innocuité et I'efficacité du SRP-4053 et du
SRP-4045 chez 99 garcons de 7 a 13 ans atteints de DMD et pouvant
répondre soit au saut d’exon 53, soit au saut d’exon 45.

Le SRP-4053 et le SRP-4045 sont des oligonucléotides antisens morpholino
capables d'induire respectivement le saut de I'exon 53 et |le saut de l'exon 45
du géene DMD.

> Essai international dont la 1°" partie en double aveugle est en cours de
recrutement (durée : 2 ans).

- 33 garcons éligibles au saut d’exon 53 recevront du SRP-4053

- 33 garcons éligibles au saut de l'exon 45 recevront du SRP-4045

- 33 garcons éligibles a I'un ou a l'autre saut d'exon sous placebo

> La 2"¢ partie en ouvert débutera ensuite : chaque garcon recevra le produit
correspondant a son anomalie génétique.

> Fin de l'essai prévu en 2021.
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