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enfants atteints d' Ataxie de Friedreich.

Ce projet pilote a étée realisé en collaboration par le
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Centre de Réadaptation Marie Enfant de I’ Hopital
Sainte-Justine et |e Centre Hospitalier
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Introduction

L’Ataxie de Frledrelch
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- cardiomyopathie

- | frataxine [1 1t fer dans les cellules
[1 dysfonction des mitochondries

L'Ildebenone
- Médicament antioxydant

- Agit au niveau du SNC

- sans risgue significatif de toxicité




| ntroduction

L ataxie de Frledrel ch est une maladie héréditaire

I adol escence

Elle entraine des troubles de I eqU| I | bre dela
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résulte en une dysfonction des mitochondries.

L’ idebénone est un produit analogue au coenzyme
Q. C’est un agent antioxydant. Des études

antérieures chez des sujets atteints de la maladie

d’Alzermer ou d’ ataxie de Friedreich ont permls
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Objectifs de I'étude

Evaluer l'efficacité de I'l debenone sur la

fonction cardiague et la fonction motrice

N v = N ~ v

Friedreich.

Dét erminer les ef f ets secondaires/ t oxiques
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Méthodologie. ..

Age moyen: début: 9,5-17,
- ), 0-

Dose d’ldebenone : 4.8 mg/kg/jour [4.3-5.6]

Evaluations: base et tous les 3 mois
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Dont " age moyen est indiqué sur cette diapositive.

Chacun d’ eux recevaient en moyenne 4.8 mg/kg/jour

d’ |debenone.

L es sujets etaient évalues au debut et a tout lestrois
Mois.




...Méthodologie...

Malondialdéhyde

Evaluation en cardiologie + ECG-Echographie

Evaluation physique - Physiothérapie et ergothérapie




» A chaque visite les sujets devaient se soumettre &
plusieurs tests sanguins, une évaluation dela
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dosage des Malondial dehydes
e Précisons qu’ au niveau des autres tests sanguins
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e Mentl onnons egal ement que |es évaluati ons




PRESENTATION
DES RESULTATS
ET DISCUSSION
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2 Amb. Tardive

3 Amb. Tardive




. D abord, 1l est Important dedlrequ 1 n yapas
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niveau des tests de laboratoire ou au niveau des

tests cliniques.
o statu i“i““ des sujets étal
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manuel ; 3 sy ets se trouvaient dans la phase

d’ ambulation tardive (I.e. qu'ils avaient besoin du

support d’ une aide technique pour effectuer la
plupart de leurs déplacements) et 5 sujets étaient
ambulants sans aide technlque A lafin de |’ étude,
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tardi\ve ctade de dénl acements en a
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roulant manuel. L es alitres Suj ets sont demeurés au

méme stade fonctionndl.




...Resultats...
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Sur ce tableau, on peut voir d’un cote les quatre grandes catégories de
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ay NN phvsiaue c est-a-dire les tests é a 2 fonction
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motrice alamarche, I’ équilibre et la coordination au niveau des
membres inférieurs, la coordination aux membres supérieurs ainsi que

letest PATA pour evaluer lelangage. De | autre cote, on retrouve une
appreciation globale des résultats obtenus chez les 11 sujets de
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Pour évaluer lafonction des membres inférieurs, 15 tests ont ete

compilés (par exemple tache ou le sujet devait actionner le plus

rapidement possible deux compteurs distant de 25 cm pendant une

periode de 30 secondes) : 5 syjets presentent une améioration, 3 sujets

fsont rhel ativement stables et 3 presentent une perte fonctionnelle plus
ranchne

Pour la fonction des membres supérieurs les résultats obtenus du coté

du bras dominant pour 5 tests ont été compilés: ici, les 11 sujets ont
une fonction stable.

Au niveau du test de Iangage tous sont stable ou améliore sauf 1 sujet

LUine d



Réduction de la masse cardiaque chez tous

(le score Z diminue de facon significative de
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| 10% chez les 5 sujets préesentant au

départ une masse > 100 g/m2 (p<0.002)




* AU niveau destests en cardiologie,
mentionnons que tous les su1 ets presente

masse a été mesurée. Ce résultat est
statlstl guement significatif. Ajoutons gue la

médication N’ entraine pas de probleme au

niveau de lafonction cardiague.
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Base : - tous ont des niveaux MDA > N

Fin : - 10 enf ants ont des niveaux MDA >N
et > base

- Le sujet 8 a un niveau MDA normal
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plasma sanguin (MDA) est une mesure

donnant I”information par rapport au
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alent des taux ae MDA au-c

ceux de |’ évaluation de base donc toujours

au- dessus des vaI eurs normales Un seul










e En cequi concerne le dosage des
Malondialdehydes, seul le sujet 8

normal es.




e Pour résumer,
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se l[imitent a 1 des spheres evaluées pour 3
d’ entre eux et a 2 des spheres évalueées pour
1 d entre d’ eux.




Conclusion

Premiere meédication a avoir un effet sur I'AF

Excellente tolérance des sujets a la médication

Pas d’effets secondaires ou toxigues de la

médication (tests cliniques ; tests sanguins)

Ef

‘'ets positifs significatifs au niveau de la

fonction cardiague sur le degré d’hypertrophie
ventriculaire

déefinir

Pas d’effets sur le taux de malondialdehydes




é?udes Futures

Besoin de poursuivre I'observation afin de pouvolr
déterminer si il y a un effet de la médication sur
le niveau fonctionnel des sujets atteints d’Ataxie
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