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Le syndrome de Crigler-Najjar (CN) est une maladie hépatique extrêmement 
rare, menaçant le pronostic vital, qui apparaît dès les premiers jours de vie. La 
maladie est causée par la défi cience dʼune enzyme spécifi que du foie, entraînant 
lʼaccumulation de bilirubine non conjuguée toxique dans tous les tissus du corps. 
Non traitée, la maladie de CN provoque des lésions neurologiques irréversibles 
du cerveau et peut mener jusqu‘à la mort. Le seul traitement curatif actuellement 
disponible est une greff e du foie qui implique un risque élevé de complications. 
Actuellement, les patients sont traités par photothérapie – un traitement par 
exposition du corps à une lumière bleue spéciale – qui réduit les symptômes mais 
nʼélimine pas le risque fatal de pics dʼélévation de la bilirubine.

Le syndrome de Crigler-Najjar Objectif de CureCN

Lʼobjectif du projet de recherche européen CureCN est de développer une 
approche de thérapie génique pour le traitement du syndrome de Crigler-Najjar. 
Pour atteindre ce but, le projet comprend un essai clinique visant à prouver 
lʼinnocuité et lʼeffi  cacité dʼune thérapie génique innovante basée sur le transfert 
dʼun gène dans le foie grâce à un virus adéno-associé (AAV). De plus, CureCN vise 
aussi à remédier aux limitations importantes de la technologie AAV, telles que 
la réadministration de vecteurs et lʼimmunité humorale préexistante contre la 
capside du vecteur.

Implications des patients CN

En tant quʼinitiative focalisée sur le patient, le consortium CureCN comprend 
toutes les organisations de patients Crigler-Najjar actives en Europe. Elles sont 
un lien direct avec les patients et leurs familles, ce qui permet un échange actif 
dʼinformations afi n que les personnes concernées soient directement associées 
au processus de recherche. En outre, CureCN vise à établir le premier registre 
mondial de patients Crigler-Najjar. Les données recueillies seront analysées afi n 
de permettre de tirer des conclusions sur lʼévolution naturelle de la maladie et de 
comparer les modalités et les stratégies de traitement existantes.
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«La thérapie génique utilisant un vecteur adéno-associé (AAV) a donné 
des résultats très prometteurs lors dʼessais précliniques et nous croyons 
fortement que nous pourrons proposer un traitement curatif aux très 
jeunes patients atteints de CN, ainsi quʼaux patients plus âgés ayant 
développé une immunité préexistante au vecteur AAV utilisé. Si elle 
est validée par notre essai clinique, la thérapie génique par vecteur 
AAV pourrait non seulement guérir la maladie de CN, mais également 
dʼautres maladies héréditaires du foie.»

Dr Federico Mingozzi
Coordinateur CureCN


