
CLONCLUSION

Actuellement, seul le riluzole (RILUTEK®) détient une AMM. L’étude CARDINALS cherche à montrer l’efficacité et la sécurité du
PTC857 par rapport au placebo chez les patients atteints d’une SLA. Dans cette étude, une période d'extension a été ajoutée afin de
surveiller les effets à long terme de la molécule. Aucun effet indésirable significatif n'a été signalé à ce jour.
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DESIGN DE L’ETUDE CARDINALS

Deux bras
Placebo +

Riluzole vs
PTC857 +
Riluzole

Étude 
phase II  

Randomisée

Double 
aveugle 

Multi-
centrique

Administration de PTC857 à
250 mg ou Placebo 

(soit 4,2 ml) matin et soir  

Administration de PTC857 à
250 mg (soit 4,2 ml) matin et

soir 

Période d’extension du traitement : 
Administration de PTC857 à 250 mg

 (soit 4,2 ml) matin et soir 

Période de traitement Phase A
24 semaines

Période de traitement Phase B
28 semaines

Période de traitement Phase C
52 semaines

Screening (8
semaines) 

Objectif: Evaluer l’efficacité l’’innocuité , la tolérabilité, la pharmacocinétique et les
effets sur les biomarqeurs du PTC857 chez des patients atteintes de la SLA

 Exploration de nouvelles pistes pour le traitement de la Sclé﻿rose Latérale Amyotrophique SLA 
-PTC857- Utreloxastat -ETUDE CARDINALS-

INTRODUCTION

PTC857

MECANISME D’ACTION DE LA PTC857

Figure  1- Symptômes de la SLA

La Sclérose Latérale Amyotrophique (SLA)  maladie neurodégénérative la plus fréquente  : 

Incidence annuelle en France : 2,7 nouveaux cas pour 100 000 habitants

Légère prédominance masculine

Pic d’incidence de la maladie entre 50 et 75 ans

Survie moyenne de 3 à 4 ans

Formes : 10 % SLA “familiale”, 90 % SLA “sporadique”

Génétique : Plus de 25 gènes impliqués, dont C9ORF72, SOD1, TARBP, FUS (>50% des cas)

Prédiction : Augmentation prévue de 20 % du nombre de malades d'ici 2040

Traitement associé : Riluzole 10 ml matin et soir  
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Figure 2 : Mécanisme d’action PTC857
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