
LE GREFFON HEMATOPOIETIQUE LE GREFFON HEMATOPOIETIQUE LE GREFFON HEMATOPOIETIQUE LE GREFFON HEMATOPOIETIQUE 
ALLOGENIQUE VU SOUS L’ANGLE DE LA ALLOGENIQUE VU SOUS L’ANGLE DE LA 

THERAPIE CELLULAIRE THERAPIE CELLULAIRE 

Dr Delphine ReaDr Delphine ReaDr Delphine ReaDr Delphine Rea
Unité de Thérapie Cellulaire et Service des Maladies du SangUnité de Thérapie Cellulaire et Service des Maladies du Sang

Hôpital SaintHôpital Saint--Louis, ParisLouis, Paris
AIH JJH 30 septembre 2006AIH JJH 30 septembre 2006



THERAPIE CELLULAIRE

•• ThérapieThérapie cellulairecellulaire:: administrationadministration àà unun patientpatient dede cellulescellules humaines,humaines,
autologuesautologues ouou allogéniquesallogéniques dontdont lele butbut estest dede prévenirprévenir traitertraiter ouou atténueratténuer uneuneautologuesautologues ouou allogéniques,allogéniques, dontdont lele butbut estest dede prévenir,prévenir, traitertraiter ouou atténueratténuer uneune
maladiemaladie

•• ActivitéActivité strictementstrictement règlementéerèglementée etet contrôléecontrôlée parpar l’AFSSAPSl’AFSSAPSActivitéActivité strictementstrictement règlementéerèglementée etet contrôléecontrôlée parpar l AFSSAPSl AFSSAPS
AutorisationAutorisation d’établissementd’établissement etet renouvellementrenouvellement d’autorisationd’autorisation toustous lesles 55 ansans
(décret(décret nn°°20012001--909909 dudu 11erer octobreoctobre 20012001))
EncadrementEncadrement juridiquejuridique strictstrictj qj q

•• BonnesBonnes pratiquespratiques dede prélèvement,prélèvement, transport,transport, transformationtransformation etet conservationconservation desdes
CSHCSH etet CMNCMN àà viséevisée thérapeutiquethérapeutique (arrêté(arrêté dudu 1616 décembredécembre 19981998,, décretdécret 20052005--
440440 dudu 1010 maimai 20052005))
ConditionsConditions d’autorisationd’autorisation pourpour lala misemise enen oeuvreoeuvre d’essaisd’essais cliniquescliniques (arrêté(arrêté dudu 33•• ConditionsConditions d’autorisationd’autorisation pourpour lala misemise enen oeuvreoeuvre d’essaisd’essais cliniquescliniques (arrêté(arrêté dudu 33
févrierfévrier 20032003))

•• RèglesRègles dede sécuritésécurité sanitairesanitaire portantportant sursur lele prélèvementprélèvement etet l’utilisationl’utilisation desdes
élémentséléments etet produitsproduits dudu corpscorps humainhumain (décret(décret 20052005--16181618 dudu 2121 décembredécembre 20052005))..pp pp (( ))

•• TraçabilitéTraçabilité draconiennedraconienne (personnels,(personnels, cellules,cellules, PTA,PTA, fournitures,fournitures, appareils,appareils,
réactifsréactifs ……))

H i tiH i ti dd titi àà l’é h ll’é h l éé ii dd di tidi ti•• HarmonisationHarmonisation desdes pratiquespratiques àà l’échelonl’échelon européeneuropéen viavia desdes directivesdirectives



STRUCTURE D’UN LABORATOIRE DE THERAPIE CELLULAIRE

Laboratoire de contrôle Laboratoire de

Responsable médical

Laboratoire de contrôle 
qualité

Laboratoire de 
production (ZAC)

Num, CD34, CFU, bactério … Décongélation, transformation …

Assurance QualitéResp. contrôle qualité Resp. production

Zone de 
Zone de stockage 

fournitures

Ing. AQ

cryobiologie
Zones annexes Congélation, stockage

Laboratoire de 
transfert (R&D)



SECTEUR CONTRÔLE QUALITE

•• ResponsabilitéResponsabilité distinctedistincte dede cellecelle dede lala productionproduction

•• CompétenceCompétence dudu laboratoirelaboratoire vérifiéevérifiée parpar contrôlescontrôles dede qualitéqualité externesexternes
pluriannuelspluriannuels réalisésréalisés parpar l’AFSSAPSl’AFSSAPS

•• ContrôleContrôle dede lala qualitéqualité desdes greffonsgreffons
AA réceptionréception (produit(produit initial)initial)
SurSur lele produitproduit finalfinal aprèsaprès transformationtransformationSurSur lele produitproduit finalfinal aprèsaprès transformationtransformation

•• JusteJuste avantavant délivrancedélivrance auau patientpatient (frais(frais ouou décongelé)décongelé)
•• JusteJuste avantavant congélationcongélation

EventuellementEventuellement auxaux étapesétapes intermédiairesintermédiaires dede transformationtransformationEventuellementEventuellement auxaux étapesétapes intermédiairesintermédiaires dede transformationtransformation

•• GreffonsGreffons hématopoïétiqueshématopoïétiques
NumérationNumération cellulairecellulaire sursur automateautomate
MesureMesure dede viabilitéviabilité parpar cytométriecytométrie dede fluxflux (IP(IP ouou 77--AAD)AAD)
MesureMesure quantitativequantitative desdes cellulescellules d’intérêtd’intérêt (CD(CD3434,, CDCD33 ……))
EvaluationEvaluation fonctionnellefonctionnelle desdes cellulescellules souchessouches (CFU(CFU--GM)GM)
ContrôleContrôle microbiologiquemicrobiologique aéroaéro--anaérobieanaérobie



SECTEUR PRODUCTION
•• ResponsabilitéResponsabilité distinctedistincte dede cellecelle dudu contrôlecontrôle qualitéqualité

•• ZoneZone àà pressionpression etet atmosphèreatmosphère contrôléescontrôléesZoneZone àà pressionpression etet atmosphèreatmosphère contrôléescontrôlées

•• AccèsAccès réservéréservé etet entréesentrées contrôléescontrôlées
SASSAS personnelpersonnel SASSAS produitsproduits SASSAS déchetsdéchets SASSAS fourniturefourniture SASSAS échantillonéchantillonSASSAS personnel,personnel, SASSAS produits,produits, SASSAS déchets,déchets, SASSAS fourniture,fourniture, SASSAS échantillonéchantillon

•• SallesSalles dede productionproduction:: étapesétapes dede transformationtransformation (sauf(sauf descentedescente enen températuretempérature
tt titi dd g ffg ff g lé )g lé )etet conservationconservation desdes greffonsgreffons congelés)congelés)

ConcentrationConcentration
DéplasmatisationDéplasmatisation
DéplaquettisationDéplaquettisation
DésérythrocytationDésérythrocytation
ImmunosélectionImmunosélectionImmunosélectionImmunosélection
CultureCulture
IrradiationIrradiation UVUV (PCE)(PCE)
DécongélationDécongélation
ThérapieThérapie géniquegénique sisi locauxlocaux accréditésaccrédités



LA ZAC: ENVIRONNEMENT CONTRÔLELA ZAC: ENVIRONNEMENT CONTRÔLE

• Contrôles bactériologique et mycologique des surfaces

ClasseClasse DegréDegré Efficacité Efficacité Nb Particules/m2Nb Particules/m2 Max microMax micro--

• Contrôles de l’air: bactériologie, mycologie, particules

filtre filtre 
terminal (%)terminal (%)

organismes/organismes/
m3m3

0.5 0.5 μμ 5 5 μμ

100100 A2A2 99.99799.997 3 5003 500 00 < 1< 1

1 0001 000 BB 35 00035 000 200200

10 00010 000

100 000100 000

CC

DD 9595

350 000350 000

3 500 0003 500 000

2 0002 000

20 00020 000 < 500< 500

Niveau 1: congélation / délivrance sans transformation préalable autre que par des moyens
physiques en circuit clos
Niveau 2: transformation selon des procédés réalisés en système closNiveau 2: transformation selon des procédés réalisés en système clos
Niveau 3: transformation selon des méthodes nécessitant des étapes en système ouvert
Minimum: salle classe D sous PSM classe A



SECTEUR CRYOBIOLOGIE

•• DescenteDescente enen températuretempérature contrôléecontrôlée desdes greffonsgreffons etet stockagestockage enen azoteazote
A tA t li idli id àà 196196°°CCAzoteAzote liquideliquide àà --196196°°CC
VapeurVapeur d’azoted’azote àà --135135°°CC

àà éé éé ô éô é•• ZoneZone àà températuretempérature etet humiditéhumidité contrôléescontrôlées avecavec extractionextraction d’aird’air continucontinu etet enen
cascas dede teneurteneur enen OO22 << 1919 %%,, soussous alarmealarme



L’ASSURANCE QUALITE

•• ReposeRepose sursur lesles BonnesBonnes PratiquesPratiques::
PrélèvementPrélèvement
TransformationTransformation
ContrôleContrôle QualitéQualité

•• ConcerneConcerne::
LaLa conceptionconception desdes locauxlocaux etet lele contrôlecontrôle dede l’environnementl’environnement
LaLa qualificationqualification etet lala validationvalidation desdes équipementséquipements
LaLa qualificationqualification etet lala formationformation dudu personnelpersonnel
LesLes matièresmatières premières,premières, réactifsréactifs etet consommablesconsommablesp ,p ,

•• ComprendComprend::
LeLe systèmesystème documentairedocumentaire (procédures(procédures modesmodes opératoiresopératoires instructions)instructions)LeLe systèmesystème documentairedocumentaire (procédures,(procédures, modesmodes opératoires,opératoires, instructions)instructions)
LaLa traçabilitétraçabilité desdes opérationsopérations dede transformationtransformation
LaLa traçabilitétraçabilité desdes cellulescellules donneur/receveurdonneur/receveur
LaLa descriptiondescription desdes modalitésmodalités dede biovigilancebiovigilance etet dede rappelrappel desdes produitsproduits



CIRCUIT DU GREFFON ALLOGENIQUE

Demande de transformation par le clinicien

Transport Réception et contrôle du greffon initial

Validation séro-viro, ABO
Prescription de transformation

Création des dossiers patient et produit

Prélèvement du greffon intitial Transport Réception et contrôle du greffon initial

Transformation Contrôle qualité initial

Prélèvement du greffon intitial

Greffon final

q

Contrôle qualité final (J0-J14)

Congélation
Stockage en azote Administration

q ( )
Validation production

Décongélation Transport Suivi de la greffe

Contrôle qualité final (J0-J14)
Validation production

Transport

Contrôle qualité post décongélation
Validation décongélation

Suivi de la greffe
- Evénements indésirables à l’administration
- Reconstitution hématopoïétique



VALIDATION SERO-VIRO - PRESCRIPTION TF

•• SérologiesSérologies règlementairesrèglementaires:: << 44 semainessemaines précédantprécédant lele prélèvement*prélèvement* (allogreffe)(allogreffe)
AgpAgp2424 VIHVIH 11 etet 22 AcAc antianti--HCVHCV AgAg HbSHbS etet AcAc antianti--HbcHbc AcAc antianti--HLTVIHLTVI ouou I/III/II syphilissyphilisAgpAgp2424,, VIHVIH 11 etet 22,, AcAc antianti HCV,HCV, AgAg HbSHbS etet AcAc antianti Hbc,Hbc, AcAc antianti HLTVIHLTVI ouou I/II,I/II, syphilissyphilis
(TPHA),(TPHA), AcAc antianti--EBVEBV (IgG(IgG totalestotales ouou AcAc antianti--VCA),VCA), AcAc antianti--CMVCMV (IgM,(IgM, IgG),IgG), séroséro toxotoxo
DépistageDépistage palupalu selonselon lele risquerisque dede transmissiontransmission
SérologieSérologie WestWest NileNile virusvirus (USA(USA enen périodepériode dede transmission)transmission)SérologieSérologie WestWest NileNile virusvirus (USA(USA enen périodepériode dede transmission)transmission)

•• EnEn cascas dede risquerisque dede transmissiontransmission VIH,VIH, HCV,HCV, HBV,HBV, HTLVIHTLVI ouou syphilis,syphilis, lala greffegreffe estest interditeinterdite
maismais ilil existeexiste desdes mesuresmesures dérogatoiresdérogatoires aprèsaprès informationinformation etet consentementconsentement dudu patientpatientmaismais ilil existeexiste desdes mesuresmesures dérogatoiresdérogatoires aprèsaprès informationinformation etet consentementconsentement dudu patientpatient
(hépatite(hépatite BB etet C)C) (décret(décret 20052005--16181618))..

•• GroupesGroupes sanguinssanguins:: examensexamens règlementairesrèglementaires•• GroupesGroupes sanguinssanguins:: examensexamens règlementairesrèglementaires
ABO,ABO, Rh,Rh, C,C, E,E, cc ee sisi RhRh neg,neg, RAI,RAI, AcAc antianti--AA ouou BB immuns,immuns, Hb,Hb, HtHt

•• ValidationValidation séro/viroséro/viro auau LTCLTC:: conforme/nonconforme/non conformeconforme•• ValidationValidation séro/viroséro/viro auau LTCLTC:: conforme/nonconforme/non conformeconforme

•• PrescriptionPrescription dede transformationtransformation:: selonselon spécificationsspécifications dudu clinicien,clinicien, typetype dede greffongreffon etet
groupegroupe ABORHABORH –– RAIRAI dudu couplecouple donneur/receveurdonneur/receveurgroupegroupe ABORHABORH RAIRAI dudu couplecouple donneur/receveurdonneur/receveur

* Décrets 95-195 16/02/1995, 97-928 9/10/1997, 2003-1153 28/1/2003, 



LES EXAMENS DU CONTRÔLE QUALITE EN ROUTINE

•• NumérationNumération
CellulesCellules nuclééesnucléées totalestotalesCellulesCellules nuclééesnucléées totalestotales

•• ViabilitéViabilité desdes CNTCNT
EnEn cytométriecytométrie dede fluxflux:: marquagemarquage 77 AADAAD ouou iodureiodure dede propidiumpropidiumEnEn cytométriecytométrie dede fluxflux:: marquagemarquage 77--AADAAD ouou iodureiodure dede propidiumpropidium

•• QuantificationQuantification desdes populationspopulations cellulairescellulaires d’intérêtd’intérêt
C ll lC ll l CDCD3434 CDCD4545/CD/CD3434 t ét it ét i dd flflCellulesCellules CDCD3434++:: marquagemarquage CDCD4545/CD/CD3434 enen cytométriecytométrie dede fluxflux
LymphocytesLymphocytes CDCD33++ (greffons(greffons allogéniquesallogéniques etet lympholympho dudu donneur)donneur)

•• TestsTests fonctionnelsfonctionnels:: CFUCFU--GMGM:: difficiledifficile àà standardiserstandardiser etet résultatsrésultats rendusrendus aprèsaprès 1414 joursjours dede
cultureculture

•• ContrôleContrôle microbiologiquemicrobiologique sursur flaconsflacons d’hémocultured’hémoculture aéroaéro--anaérobieanaérobie ((1010--1414 jours)jours)



MARQUAGE CD34 DES CSH: LA MOLECULE CD34

Domaine extracellulaireDomaine extracellulaire
Fortement N- et O-glycosylé:
famille des sialomucines

Domaine trans-membranaire

Domaine intracellulaire:
signalisationsignalisation

•• 3 classes d’anticorps selon leur capacité à reconnaître CD34 après traitement 3 classes d’anticorps selon leur capacité à reconnaître CD34 après traitement •• 3 classes d anticorps selon leur capacité à reconnaître CD34 après traitement 3 classes d anticorps selon leur capacité à reconnaître CD34 après traitement 
enzymatique: neuraminidase, Oenzymatique: neuraminidase, O--glycoprotéase et chymopapaïne.glycoprotéase et chymopapaïne.

•• Classe III obligatoire: reconnaissance des épitopes résistants aux 3 enzymes: Classe III obligatoire: reconnaissance des épitopes résistants aux 3 enzymes: •• Classe III obligatoire: reconnaissance des épitopes résistants aux 3 enzymes: Classe III obligatoire: reconnaissance des épitopes résistants aux 3 enzymes: 
quelque soit l‘état de glycosylation de la molécule CD34. En association avec quelque soit l‘état de glycosylation de la molécule CD34. En association avec 
un antiun anti--pan CD45 qui doit reconnaître toutes les isoformes de CD45.pan CD45 qui doit reconnaître toutes les isoformes de CD45.

•• 2 techniques de numération des CD34 (double ou simple plateforme)2 techniques de numération des CD34 (double ou simple plateforme)



MARQUAGE CD34 DES CSH

** Cordon (n=13)Cordon (n=13) Moelle (n=12)Moelle (n=12) CSP (n=11)CSP (n=11)

mlml 93 93 ±± 99 963 963 ±± 6363 172 172 ±± 4040mlml

CNT x10CNT x1099

% CD34% CD34

93 93 ±± 99

1.75 1.75 ±± 0.230.23

0 3 0 3 ±± 0 060 06

963 963 ±± 6363

23.02 23.02 ±± 1.481.48

0 99 0 99 ±± 0 170 17

172 172 ±± 4040

37.7 37.7 ±± 33

0 77 0 77 ±± 0 150 15% CD34+% CD34+

Cellules CD34Cellules CD34++ x10x1066

0.3 0.3 ±± 0.060.06

5.45 5.45 ±± 1.281.28

0.99 0.99 ±± 0.170.17

227.4 227.4 ±± 34.4634.46

0.77 0.77 ±± 0.150.15

277.9 277.9 ±± 57.457.4

SP Moelle CSP

4

0.25 0.551.59

SP Moelle CSP

C
D

34

CD45
•Theilgaard-Mönch K et al. 
•BMT 2001; 28: 1073-1082



TESTS CLONOGENIQUES: PRINCIPE

moelle
ou 

sang
CMNCMN

F

d = 1,077

F

Facteurs

Milieu
semi-solide

de croissance

77--14 j14 j Milieu Iscove
AA, Vitamines 

30 % SVF
1 % Méthylcellulose

Plaque à 6 puits

37°C

5 % CO2

1 % Méthylcellulose

Par ex. : G-CSF + GM-CSF + IL3 + EPO +/- SCF



TESTS CLONOGENIQUES: RESULTATS

CFU-GM
Comptage des 

l i  

CFU-M

colonies 
contenant plus 
de 50 cellules



LA PRODUCTION EN ROUTINE

•• Moelle alloMoelle allo
Filtration systématiqueFiltration systématiqueFiltration systématiqueFiltration systématique
Concentration quasi systématique (simple ou par buffy coat)Concentration quasi systématique (simple ou par buffy coat)
Désérythrocytation si incompatibilité ABO majeure et selon RAI donneur/receveurDésérythrocytation si incompatibilité ABO majeure et selon RAI donneur/receveur

•• CSP alloCSP allo
Déplasmatisation si incompatibilité ABO mineureDéplasmatisation si incompatibilité ABO mineure
Dé é h i  i llDé é h i  i llDésérythrocytation exceptionnelleDésérythrocytation exceptionnelle
Déplaquettisation avec réinjection des plaquettes au donneur si plaq post cyta < 50 Déplaquettisation avec réinjection des plaquettes au donneur si plaq post cyta < 50 
000/mm3000/mm3

•• Sang placentaireSang placentaire
Congélation/décongélationCongélation/décongélation
Pas de réduction de volume préPas de réduction de volume pré--congélation à Saintcongélation à Saint--LouisLouis

•• CMN alloCMN allo
Congélation/décongélationCongélation/décongélation



GREFFONS ALLOGENIQUES ET COMPATIBILITE ABO: 
ASPECTS TECHNIQUES

•• Déserythrocytation des moellesDéserythrocytation des moelles
Si GR > 125ml: sur séparateur de cellule type Cobe Spectra en Si GR > 125ml: sur séparateur de cellule type Cobe Spectra en 
flux continuflux continu
Si GR < 125ml: par centrifugation sur gradient de FicollSi GR < 125ml: par centrifugation sur gradient de Ficoll
Objectif: GR résiduels < 20Objectif: GR résiduels < 20--25ml25ml

•• Déplasmatisation des CSPDéplasmatisation des CSP
Centrifugation dur laveur type Cobe 9221, élimination du Centrifugation dur laveur type Cobe 9221, élimination du 
surnageant et resuspension en solution isotoniquesurnageant et resuspension en solution isotoniquesurnageant et resuspension en solution isotoniquesurnageant et resuspension en solution isotonique

•• Désérythrocytation des CSP: cas exceptionnelDésérythrocytation des CSP: cas exceptionnel
Le volume des GR est toujours < 125mlLe volume des GR est toujours < 125mlLe volume des GR est toujours < 125mlLe volume des GR est toujours < 125ml
Pour désérythrocyter sur Cobe Spectra,Pour désérythrocyter sur Cobe Spectra,

il faut rajouter un CGR de groupe Oil faut rajouter un CGR de groupe O
phénotypé compatibilisé phénotypé compatibilisé 



CONGELATION/DECONGELATION:
ASPECTS TECHNIQUES

C él tiC él ti

ASPECTS TECHNIQUES

•• Congélation:Congélation:
Avec cryoprotecteur et descente en températureAvec cryoprotecteur et descente en température

contrôlée puis stockage en azote liquide ou vapeurcontrôlée puis stockage en azote liquide ou vapeur

•• DécongélationDécongélation
Rapide au bain marie puis lavage sur Cobe 2991Rapide au bain marie puis lavage sur Cobe 2991
pour élimination du DMSOpour élimination du DMSO



AUTRES TECHNIQUES DE PRODUCTION: IMMUNOSELECTION
Ex: sélection CD34Ex: sélection CD34

G ffG ffBilles +Billes + GreffonGreffonAntiAnti--CD34CD34

CellulesCellules

CellulesCellules
CD34+CD34+

CD34CD34--

Principe identique pour la déplétion CD3 mais Principe identique pour la déplétion CD3 mais 
avec conservation de la fraction CD3 négativeavec conservation de la fraction CD3 négative



SELECTION CD34 :SELECTION CD34 :
TECHNIQUE CLINIMACSTECHNIQUE CLINIMACS

Cellules à purifierCellules à purifier
TECHNIQUE CLINIMACSTECHNIQUE CLINIMACS

SolutionSolution
d’incubationd’incubation Solution Solution 

de lavagede lavage

PompePompe

AimantAimant

péristaltiquepéristaltique

Poche de recueilPoche de recueil

ProgrammateurProgrammateur

Poche de recueilPoche de recueil
des cellules purifiéesdes cellules purifiées

Poche de recueilPoche de recueilT dé léti   3 lT dé léti   3 l Poche de recueilPoche de recueil
des cellules négativesdes cellules négatives
et des lavageset des lavages

T déplétion > 3 logT déplétion > 3 log
Récupération CD34 souvent affectéeRécupération CD34 souvent affectée



AUTRES TECHNIQUES DE PRODUCTION: CULTURE/EXPANSION
ex expansion des CSH

Modulation expression facteurs transcription

ex expansion des CSH

•• ObjectifObjectif:: augmenteraugmenter lele nombrenombre dede
CSHCSH etet dede progéniteursprogéniteurs mutipotentsmutipotents
pourpour amélioreraméliorer lele tauxtaux etet lala vitessevitesse
dede reconstitutionreconstitution hématopoïétiquehématopoïétique

•• CultureCulture inin vitrovitro desdes CSHCSH enen présenceprésence
dd k ilk il dd kikidede cocktailcocktail dede cytokinescytokines

•• ParticulièrementParticulièrement intéressantintéressant pourpour lele
gg l t il t i ii dd dd

Régulation cycle cellulaire

sangsang placentaireplacentaire maismais dvpdvp desdes
greffesgreffes doublesdoubles cordonscordons

•• ProblèmeProblème:: EngagementEngagement massifmassif desdes•• ProblèmeProblème:: EngagementEngagement massifmassif desdes
cellulescellules souchessouches versvers desdes
précurseursprécurseurs incapablesincapables dede soutenirsoutenir
l’hématopoïèsel’hématopoïèse àà longlong termetermel hématopoïèsel hématopoïèse àà longlong termeterme

Sorrentino Nature Reviews Immunology 2004



AUTRES TECHNIQUES DE PRODUCTION: TRANSFERT 
DE GENE

•• OBJECTIFOBJECTIF::

DE GENE

•• OBJECTIFOBJECTIF::
CorrectionCorrection d’und’un défautdéfaut fonctionnelfonctionnel
ApportApport d’uned’une nouvellenouvelle fonctionfonction

•• MOYENSMOYENS::
InsertionInsertion géniquegénique parpar transductiontransduction grâcegrâce àà unun vecteurvecteur
VecteursVecteurs rétrovirauxrétroviraux préférablespréférables pourpour uneune insertioninsertion àà longlong termeterme

•• QUELLESQUELLES APPLICATIONSAPPLICATIONS DANSDANS LELE DOMAINEDOMAINE DESDES CSH?CSH?
MaladiesMaladies génétiquesgénétiques constitutionnellesconstitutionnelles avecavec gènegène défectueuxdéfectueux parfaitementparfaitement
identifiéidentifié

•• DéficitsDéficits immunitairesimmunitaires congénitauxcongénitauxgg
•• HémoglobinopathiesHémoglobinopathies sévèressévères



AU TOTAL

•• L’hématoL’hémato--oncologie est le principal domaine de la thérapie oncologie est le principal domaine de la thérapie •• L hématoL hémato--oncologie est le principal domaine de la thérapie oncologie est le principal domaine de la thérapie 
cellulaire …cellulaire …

•• LaLa thérapiethérapie cellulairecellulaire doitdoit travaillertravailler dede concertconcert avecavec lesles
servicesservices d’hématod’hémato--oncologieoncologie etet dede greffegreffe dede moellemoelle..

•• La réglementation est stricte.La réglementation est stricte.

•• Le transfert de la recherche aux essais cliniques se fait Le transfert de la recherche aux essais cliniques se fait viavia
la recherche et développement dans le respect des règles la recherche et développement dans le respect des règles pp p gpp p g
régissant la sécurité sanitaire des produits.régissant la sécurité sanitaire des produits.


