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Chers membres de la communauté SMA 
 
Nous souhaitons vous fournir une mise à jour sur l'olesoxime, une molécule 
expérimentale dans le traitement de l’amyotrophie spinale (SMA). 
 
Depuis que nous avons racheté en 2015 la biotech TROPHOS et sa molécule, 
l'olesoxime, nous avons rencontré beaucoup de difficultés pour développer cette 
molécule destinée aux personnes atteintes de SMA. Ces difficultés ont porté sur la 
formulation (la préparation liquide réelle de l'olesoxime), la mise au point de la dose la 
plus appropriée à donner, et les demandes des autorités sanitaires (FDA et EMA) pour 
la réalisation d'une nouvelle étude de phase 3. 
 
Au cours des dernières années, les stratégies de traitement de la SMA ont également 
changé de façon spectaculaire. L'émergence d'un traitement efficace a mis en évidence 
la problématique du niveau d’efficacité d'un nouveau traitement, ce qui a un impact 
sur la façon dont nous concevons et conduisons nos études cliniques. 
 
Nous comprenons l'urgence de trouver des solutions pour la communauté SMA et nous 
avons toujours essayé de surmonter les difficultés avec l'olesoxime, avec l'espoir 
d’engager une étude de phase 3 au plus tard cette année. 
 

En 2016, nous avons lancé l'étude OLEOS, une étude d'extension ouverte évaluant 
l'innocuité et l'efficacité à long terme de l'olesoxime. Nous avons eu de nombreuses 
discussions avec les autorités sanitaires (FDA et EMA) et les experts SMA, nous avons 
travaillé pour améliorer le dosage et la formulation de l'olesoxime et nous avons essayé 
de concevoir la meilleure étude de phase 3 possible pour démontrer l'efficacité de 
l'olesoxime. 
 
De plus, nous avons également analysé régulièrement les données de l'étude OLEOS 
en cours. Alors que les données engrangées à 12 mois de traitement par l'olesoxime 
étaient initialement encourageantes, l'analyse la plus récente à 18 mois, qui a été 
présentée à l'American Academy of Neurology en avril 2018, a montré une 
détérioration de la fonction motrice. 
 
Malheureusement, malgré tous nos efforts et notre fort désir de diffuser l'olesoxime 
en tant que médicament aux personnes atteintes de SMA, nous avons conclu que cela 
ne serait pas possible. Sur la base de toutes les preuves disponibles et des difficultés 
décrites ci-dessus, nous avons décidé d'arrêter le développement de l'olesoxime. 
 



Beaucoup d'entre vous seront très déçus par ces nouvelles, comme nous le sommes 
aussi. Notre priorité immédiate est de faire en sorte que ceux qui participent à l'étude 
OLEOS en cours comprennent ce que cette décision signifie pour eux et qu'ils disposent 
d’options de traitement appropriées. 
 
Nous travaillons en étroite collaboration avec des sites d'investigation et des 
chercheurs pour aider à identifier les options pour ceux qui participent encore à l'étude 
OLEOS et nous diffuserons plus de détails à ce sujet dans les prochaines semaines. Nous 
maintiendrons l'étude OLEOS ouverte jusqu'à ce que tous les participants en cours 
aient une autre option de traitement confirmée. 
 

Nous restons très attachés à la communauté SMA, avec le développement de RG7916, 
notre modificateur d'épissage oral SMN2, développé en collaboration avec PTC 
Therapeutics et SMA Foundation. Le RG7916 fait l'objet d'études cliniques en cours sur 
SUNFISH, FIREFISH et JEWELFISH.  
 
Vous pouvez trouver plus d'informations sur RG7916 sur www.clinicaltrials.gov 
(chercher SUNFISH, FIREFISH, JEWELFISH), sur www.clinicaltrialsregister.eu et sur 
www.roche-sma-clinicaltrials.com 
 
Enfin et surtout, nous tenons à souligner l'énorme contribution des familles qui ont 
participé aux études cliniques sur l'olesoxime et de l'ensemble de la communauté des 
patients SMA qui nous inspirent quotidiennement. 
 
 
Meilleures salutations 
 

 

 

 

 

 

 

Traduction :   « Familles SMA France » 


