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Glycogénose de type VIl : inefficacité de la triheptanoine
La performance physique de personnes atteintes de déficit en phophofructokinase n’est pas
améliorée par la prise de triheptanoine.

Les personnes atteintes de glycogénose de type VIl ou maladie de Tarui présentent un déficit en
phosphofructokinase (PFK), une enzyme qui permet de transformer le glucose en pyruvate. Le pyruvate
entre ensuite dans une série de réactions, le cycle de Krebs, qui permet de produire de I'énergie sous
une forme utilisable par la cellule ('ATP). Le déficit en PFK restreint I'apport en énergie aux cellules
musculaires qui se manifeste notamment par une myopathie et une intolérance a I'effort.

D’autres molécules peuvent étre utilisées pour produire de I'énergie sous forme d’ATP, comme le
sucinyl CoA, qui lui est issu, non pas de la dégradation des sucres, mais de celle des graisses : la béta-
oxydation des acides gras. C’est pourquoi, une équipe danoise a essayé, dans le cadre d’'un essai
clinique, un traitement de 14 jours par la triheptanoine, une molécule dont le métabolisme passe par la
béta-oxydation des graisses, court-circuitant la voie des sucres.

Les résultats de I'essai en double aveugle contre placebo, qui a concerné trois personnes atteintes de
déficit en PFK, ne montrent pas d’amélioration des capacités physiques lors de I'exercice : pas de
ralentissement du rythme cardiaque, ni d’augmentation de la consommation d’oxygéne maximale et de
la capacité d’effort maximale, sous triheptanoine. De plus, les participants n‘ont pas ressenti
d’amélioration de leur état de santé avec ce traitement.
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La triheptanoine n’améliore pas la performance physique des personnes atteintes de
maladie de Tarui

Une équipe danoise a évalué dans un essai croisé en double aveugle contre placebo les effets de 14
jours de tripheptanoine chez trois personnes atteintes de déficit en phosphofructokinase (PFKD) ou
glycogénose de type VIl (maladie de Tarui), sur la fréquence cardiaque a l'effort et 'oxydation des
acides gras.

L’idée était de court-circuiter le déficit de production d’énergie par le cycle de Krebs issu du blocage de
la production du pyruvate, en utilisant la béta-oxydation de la triheptanoine pour fournir un succinyl-CoA
pouvant alors entrer dans le cycle de Krebs.

o Le traitement par triheptanoine pendant 14 jours n’abaisse pas la fréquence cardiaque et n’améliore
pas I'oxydation des acides gras au cours de I'exercice.

o La triheptanoine augmente la production de palmitate plasmatique chez les trois participants au
cours de l'effort.

e lIn’y a pas de différence dans la production, I'utilisation et 'oxydation du glucose sous triheptanoine
et sous placebo.

e La triheptanoine ne modifie ni la perception de I'exercice, ni la consommation maximale d’02, ni le
travail maximal lors d’'une épreuve d’effort progressif.

e Les participants ne se sont pas sentis mieux sous trineptanoine.
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