Dystrophie musculaire de Duchenne
Breve AFM

Myopathie de Duchenne : le vamorolone, un anti-inflammatoire mieux toléré
Le vamorolone évalué chez 48 gargons atteints de DMD semble améliorer la fonction motrice
aprés 24 semaines de traitement avec moins d’effets secondaires a court terme

Les corticostéroides comme la prednisone sont prescrits dés I'age de 4-5 ans dans la dystrophie
musculaire de Duchenne (DMD) dans le but de retarder la perte de la marche. Mais leurs effets sur le
poids, la santé osseuse ou encore 'humeur restent complexes a gérer.

Le vamorolone, un anti-inflammatoire stéroidien de nouvelle génération, pourrait bien apporter une
solution & ces difficultés. Congu par la société ReveraGen Biopharma, ce stéroide synthétique agirait
dans la DMD comme les corticostéroides classiques sans en avoir les effets secondaires, au moins a
court terme. C’est ce que tendent a montrer les résultats d’'un essai clinique de phase Il, qui viennent
d’étre publiés dans la revue Neurology.

Une efficacité sur la fonction motrice

Dans cet essai international, 4 groupes de 12 garcons atteints de DMD &gés de 4 a 6 ans, jamais traités
avec des corticostéroides, ont recu du vamorolone chaque jour durant 6 mois a une dose différente
pour chaque groupe (0,25 - 0,75 - 2,0 — 6,0 mg/kg). Les performances motrices des participants ont été
évaluées régulierement en mesurant le temps pour se mettre debout, pour courir ou marcher 10 métres
ou pour monter 4 marches, la distance de marche parcourue en 6 minutes...

Aprés 24 semaines de traitement, les performances des gargcons traités ont augmenté
significativement, principalement pour les deux groupes traités avec les deux plus fortes doses. Les
garcons qui ont recu chaque jour 6 mg/kg de vamorolone se relévent plus rapidement du sol (en moins
d’'un dixieme de seconde), marchent plus longtemps durant 6 minutes (13% de plus soit 40 m environ)
gu’avant traitement et ont augmenté leurs performances motrices globale de 2 a 2,5 points pour les
tests moteurs.

Peu d’effets secondaires propres aux corticoides a court terme

Le vamorolone est bien toléré. Des indicateurs sanguins de la santé osseuse, comme l'ostéocalcine,
reflétent qu’aprés 24 semaines (prés de 6 mois) de traitement, celle des enfants est bonne, quelles que
soient les doses de vamorolone administrées. D’autres dosages sanguins montrent que le vamorolone
ne perturbe pas le métabolisme de l'insuline, ni la production de corticostéroides naturels par les
glandes surrénales.

D’autres essais cliniques sont en cours dans plusieurs pays (Etats-Unis, Canada...) pour évaluer sur &
plus long terme (2 ans) I'efficacité et les effets secondaire du vamorolone dans la DMD.
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Le vamorolone s’avére étre un corticoide avec des effets secondaires moins marqués
a court terme dans la myopathie de Duchenne

Le vamorolone est un anti-inflammatoire stéroidien de nouvelle génération congu par la société
ReveraGen Biopharma ; il agirait dans la myopathie de Duchenne (DMD) sur la fonction motrice comme
les corticostéroides classiques sans en avoir les effets secondaires (ostéoporose, prise de poids,...
impact sur le métabolisme de l'insuline ou le fonctionnement des glandes surrénales...).

Dans un essai international de phase I, 4 groupes de 12 gargons atteints de DMD agés de 4 a 6 ans,
naifs de glucocorticoides, ont recu quotidiennement 0,25, 0,75, 2,0 ou 6,0 mg/kg de vamorolone
pendant 6 mois.

La fonction motrice des participants a été évaluée apres 4, 8, 16 et 24 semaines de traitement par des
tests classiques : temps pour se mettre debout, pour courir ou marcher 10 métres ou pour monter 4
marches, test de 6 minutes de marche, échelle NSAA (North Star Ambulatory Assessment)...

Aprés 24 semaines de traitement, les performances motrices des gargons traités ont été améliorées
significativement, principalement pour les deux groupes traités avec les deux plus fortes doses :

- les garcons se relévent plus rapidement du sol (en moins d’un dixieme de seconde) ;

- ils marchent plus longtemps durant 6 minutes (13% de plus soit 40 m environ) ;

- ils ont augmenté leurs performances globales de 2 a 2,5 points pour la NSAA.

Le vamorolone a été bien toléré. A 24 semaines de traitement :

- une augmentation de I'ostéocalcine dans le sang reflete une synthése osseuse active ;

- il n’y a pas de perturbation biochimique relative au métabolisme de l'insuline ou au fonctionnement
des glandes surrénales.

D’autres essais cliniques sont en cours dans plusieurs pays (Etats-Unis, Canada...) pour évaluer & plus
long terme (2 ans) I'efficacité et les effets secondaires du vamorolone dans la DMD.
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