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La Plateforme d’Expertise Maladies Rares
de I’AP-HM, I'Institut Marseille Maladies
Rares et I'Alliance Maladies Rares PACA-
Corse s’associent pour sensibiliser aux
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Maladies Rares
PRE-PROGRAMME

Vendredi 28 Février 2025
Amphithédtre HAT, Hopital de la Timone

9H30 Café d'accuell

10H-10H10 Introduction - Mme Emilie GARRIDO-PRADALIE, Directrice de la
Direction de la Recherche en Santé et des Maladies Rares (DRS-
MR) de I'AP-HM ; Dr Frédérique MAGDINIER, Directrice de
I'Institut MarMaRa et du laboratoire MMG ; Mme Maggy SURACE,
Présidente HTaP France

Premiére session : Quels traitements pour les maladies rares ?

T0H15-TIH10 La thérapie génique

1- Etat des lieux des recherches fondamentales - Dr Marc BARTOLI
2- Projet cliniqgue de thérapie génique - Pr Mathieu MILH
3- Interview de patients maladies rares [vidéo]

TTH10-11Th30 Acces aux nouvelles thérapies a 'AP-HM - Dr Bertrand POURROQY, Dr Véronique BOURCAREL

1Th30-11H50 Repositionnement de médicaments - Pr Shahram ATTARIAN

Pause déjeuner - Visite des stands d’associations
Alliance Maladies Rares, HTaP France, Association AMLA, Association
12H-14H APAISER S et C, Réseau Lucioles, Association Francophone des
Glycogénoses, Association Francaise des Dysplasies Ectodermiques,
Association Frangaise de Fanconi, ....

Deuxiéme session : Les patients au coeur de la Recherche

14H-14H20 La recherche participative dans les maladies rares : un exemple de collaboration
recherche avec l'association AFSO (Syndrome d’'Ondine) - Dr Jean-Charles VIEMARI

14H20-14H40 Formation de patients sur les métiers de la Recherche - Dr Marion MATHIEU
(TOUS CHERCHEURS)

4 H < ° ST )
14H40-15h10 Les programmes d’éducation thérapeutique (ETP) a ’'AP-HM
1- Etat des lieux des ETPs dans les centres maladies rares - Dr Marie-Claude LACUANELLE

2- Présentation de programmes ETP dans les centre maladies rares

Sclérodermie (Adultes) - Pr Brigitte GRANEL

Drépanocytose (Adultes) - Mme Imane AGOUTI

Troubles sphinctériens (Enfants) - Dr Mirna HADDAD

Insuffisance hypophysaire et surrénalienne (Enfants) - Dr Sarah CASTETS

15H10-15h20 Conclusions - Mme Emilie GARRIDO-PRADALIE, Directrice de la direction de la
recherche en Santé et des maladies rares (DRS-MR), de 'AP-HM ; Dr Frédérique
MAGDINIER, Directrice de I'lnstitut MarMaRa et du laboratoire MMG



