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GenSight Biologics annonce la publication dans le  

Journal of Neuro-Ophthalmology 

d’une étude de l'impact de la NOHL sur la vie des 

patients et de leurs proches 

 

• La première étude du genre à explorer l'impact de la NOHL sur les 

patients et leurs proches dans quatre pays différents. 

• L'étude a déterminé que l'impact de la NOHL va au-delà des 

limitations d'activité liées à la vision. 

 

Paris, France, le 19 Mai 2022, 7h30 CEST – GenSight Biologics (Euronext : SIGHT, ISIN : 

FR0013183985, éligible PEA-PME), société biopharmaceutique dédiée au développement et à la 

commercialisation de thérapies géniques innovantes pour les maladies neurodégénératives de la rétine 

et du système nerveux central, annonce aujourd’hui que le très réputé Journal of Neuro-Ophthalmology a 

publié une étude qualitative visant à explorer l'impact de la Neuropathie Optique Héréditaire de Leber 

(NOHL) sur les patients et leurs proches. L'étude a été présentée dans un article publié le mois dernier 

sur le site Web du journal et intitulé "The Impact of Leber Hereditary Optic Neuropathy on the Quality of 

Life of Patients and Their Relatives : A Qualitative Study". Il s'agit de la première étude de ce type à 

explorer cette maladie et son impact sur les patients et leurs proches dans quatre pays différents.  

 

L'étude a déterminé que l'impact de la NOHL va au-delà des limitations d'activité liées à la vision, tout en 

abordant son impact psychosocial. Elle a conclu qu'il est vital d'aider les patients et leurs proches à 

s'adapter et à faire face à la perte de vision. Il est aussi crucial d’établir un diagnostic précis et rapide afin 

d’adresser ces questions et de permettre une intervention précoce. 

 

"Cette étude est la première à décrire l'impact de la NOHL sur les familles des personnes touchées. Les 

partenaires et les familles des personnes atteintes assument de nombreuses responsabilités et portent 

une partie du fardeau de la NOHL. L'impact de la NOHL sur les partenaires et les familles n'a pas été 

rapporté auparavant et il est vital que nous reconnaissions le soutien et les soins qu'ils apportent", explique 

Patrick Yu-Wai-Man, MD, PhD, Moorfields Eye Hospital et Département de Neurosciences Cliniques, 

Université de Cambridge, Royaume-Uni. 

 

Les participants ont déclaré s'être sentis dévastés par le diagnostic de la NOHL après un long et inquiétant 

parcours diagnostique. Ils ont également été frustrés par la perte d'autonomie qui a affecté leurs proches. 

Les participants ont décrit des difficultés dans plusieurs domaines : capacités physiques, bien-être 

émotionnel, relations interpersonnelles, travail et études, finances et activités de loisirs. 

 

En outre, l'étude a déterminé que, bien qu'ils résident dans des pays différents, les patients atteints de la 

NOHL ainsi que leurs proches ont décrit des expériences similaires dans les quatre domaines d'intérêt de 

cette étude. Ces domaines comprennent (1) l'expérience menant au diagnostic, (2) l'impact de leur 

maladie sur divers aspects de la vie, (3) les perceptions du traitement et (4) les attentes à l'égard de 

futures thérapies. 

 



 

  

"Cette étude confirme ce que nous savons depuis longtemps dans les cliniques ophtalmologiques, à savoir 

que la NOHL a un impact sur tous les aspects de la qualité de vie, et pas seulement sur les activités qui 

dépendent de la vision. Comprendre comment la NOHL affecte les personnes qui développent une perte 

de vision permet aux médecins d'intervenir précocement et de fournir des soins qui amélioreront la qualité 

de vie des personnes touchées", a commenté Benson Chen, MD, Département de Neurosciences 

Cliniques, Université de Cambridge, Royaume-Uni. "Il pourrait s'agir de différents types d'évaluations dans 

les cliniques ophtalmologiques qui mesureraient l'impact émotionnel et psychologique de la NOHL, ou de 

développer des parcours de soin permettant aux personnes touchées d'accéder à un soutien 

psychologique ainsi que d’être de nouveau formés au niveau professionnel ou sur des compétences 

particulières." a-t-il ajouté. 

 

La NOHL est une maladie mitochondriale héréditaire caractérisée par une perte de vision bilatérale sévère 

et une déficience visuelle chronique. L'objectif de cette étude était d'explorer de manière exhaustive 

l'impact de la NOHL sur la vie des patients et de leurs proches au moment du diagnostic et maintenant. 

 

La conception de l'étude qualitative comprenait huit entretiens avec des groupes de discussion menés en 

France, en Allemagne, au Royaume-Uni et aux États-Unis, auxquels ont participé 17 personnes porteuses 

de la mutation m.11778G>A ainsi que leurs proches. Des groupes de discussion séparés pour les patients 

et leurs proches ont été animés par un modérateur en français, allemand ou anglais. Les neuro-

ophtalmologistes des quatre pays qui ont participé ont aidé à identifier des patients supplémentaires qui 

remplissaient les critères d'échantillonnage sous-représentés. Les quatre pays ont été sélectionnés parce 

qu'ils disposent tous de réseaux établis de personnes atteintes de la NOHL et que des études antérieures 

sur la NOHL avaient été menées dans ces mêmes lieux. 

 

Les entretiens avec les groupes de discussion ont été menés dans le cadre d'une étude de marché 

sponsorisée par GenSight Biologics, et conçue et réalisée de manière indépendante par groupH, un 

cabinet d'études de marché et d'analyse dans le domaine de la santé. La conception et la réalisation de 

l'étude ont été conformes aux directives de l'Association Européenne des Etudes de Marché 

Pharmaceutiques et de la British Healthcare Business Intelligence Association. 

 

"Chez GenSight, nous sommes depuis longtemps convaincus qu'en proposant une solution thérapeutique 

innovante pour la NOHL, nous offririons bien plus qu'une amélioration de la vision. La documentation de 

l'impact de la NOHL ressenti par tous les participants de l’étude met en évidence le fait que nous pourrions 

donner davantage de pouvoir aux patients et améliorer leur capacité à jouir d'une vie épanouissante, tout 

en allégeant les sollicitations envers leurs proches. C'est précisément la raison pour laquelle nous nous 

consacrons au développement d'une solution thérapeutique durable pour les patients atteints de la 

NOHL", explique Magali Taiel, Directrice Médicale de GenSight. "Nous avons bon espoir de pouvoir un 

jour aider les patients à recouvrer non seulement leur vision, mais aussi leur sentiment d'autonomie et de 

bien-être", a-t-elle ajouté. 

 

Le texte intégral de cet article est disponible sur le site web de la revue : https://journals.lww.com/jneuro-

ophthalmology/Abstract/9900/The_Impact_of_Leber_Hereditary_Optic_Neuropathy_on.77.aspx. 

 

*A propos de l'article : 

 

L'impact de la neuropathie optique héréditaire de Leber sur la qualité de vie des patients et de 

leurs proches : Une étude qualitative 

 

Auteurs : Benson S. Chen, MD, Erik Holzinger, MBA, Magali Taiel, MD, Patrick Yu-Wai-Man, MD, PhD 
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À propos de GenSight Biologics 

GenSight Biologics S.A. (GenSight Biologics) est une société biopharmaceutique dédiée au développement et à la 

commercialisation de thérapies géniques innovantes pour le traitement des maladies neurodégénératives de la rétine 

et du système nerveux central. Le portefeuille de recherche de GenSight Biologics s’appuie sur deux plates-formes 

technologiques : le ciblage mitochondrial (Mitochondrial Targeting Sequence, ou MTS) et l’optogénétique, visant à 

préserver ou restaurer la vision chez les patients atteints de maladies neurodégénératives de la rétine. En utilisant 

son approche de thérapie génique, les candidats médicaments de GenSight Biologics sont destinés à offrir aux 

patients une récupération visuelle fonctionnelle durable après une seule injection intra-vitréenne dans chaque œil. 

Développé dans le traitement de la neuropathie optique héréditaire de Leber (NOHL), le principal produit candidat 

de GenSight Biologics, LUMEVOQ® (GS010 ; lenadogene nolparvovec), est actuellement en cours d'examen pour 

enregistrement en Europe, et en phase III préalablement au dépôt de la demande d’autorisation de mise sur le 

marché aux Etats-Unis (Biologics License Application [BLA]). 

 

 


