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Chère communauté SMA 
 
Nous sommes très heureux de partager avec vous la mise à jour du programme de recherche 
Roche. Dans le domaine de la SMA, nous avons actuellement deux molécules en phase de 
recherche & développement : l'olesoxime et le RG7916. Ces molécules sont toutes les deux 
administrées oralement (ou g-tube), mais elles ont des modes de fonctionnement différents. 
 

Molécule RG7916 
 
RG7916 est développé en collaboration avec PTC Therapeutics et la Fondation SMA. La 
molécule RG7916 est un modificateur d'épissage SMN2 et elle fait actuellement l’objet de 
trois études cliniques : FIREFISH, SUNFISH et JEWELFISH. 
 
FIREFISH : concerne des bébés SMA de Type 1 - Début de la phase 2 
 
FIREFISH évalue RG7916 chez les bébés SMA de type 1 âgés de 1 à 7 mois. C'est une étude 
ouverte, tous les bébés reçoivent RG7916 et il n'y a pas de placebo. 
 
FIREFISH comporte deux phases : la première partie a évalué le niveau de sécurité du RG7916 
à différentes doses et a démontré que le RG7916 était sûr et bien toléré à toutes les doses. 
Dans la partie 1, nous avons également mesuré la concentration de RG7916 et le niveau de 
protéine SMN dans le sang. Cela nous a permis de confirmer le dosage de RG7916 à étudier 
dans la partie 2. Les participants de la partie 1 continuent de recevoir le RG7916 dans une 
phase d'extension en ouvert. 
 
La partie 2 de FIREFISH est en cours et évaluera l'efficacité et la tolérance du RG7916 chez 
environ 40 bébés. Cette deuxième partie de l'essai durera deux ans, à la suite de quoi tous les 
bébés continueront à recevoir le RG7916 jusqu'à ce qu'il soit disponible dans leur pays. La 
première analyse de l'efficacité et de la tolérance du RG7916 interviendra lorsque que tous 
les patients inclus dans l’essai auront un historique d’un an de traitement. 
 
Le recrutement dans FIREFISH Phase 2 a commencé en Belgique, en France et en Italie. 
D'autres pays et sites seront progressivement ouverts à la suite des approbations du Comité 
d'éthique et des autorités de santé. 
 



Si les résultats sont favorables, les données de l’étude FIREFISH pourront être fournies dans 
le cadre des demandes d’autorisation déposées auprès des autorités de santé. 
 
Études concernant les patients SMA de type 2 et 3 
 
SUNFISH est une étude clinique pour les personnes SMA de type 2 et 3, non ambulatoire, 
âgées de 2 à 25 ans. SUNFISH est également une étude en deux parties. La partie 1 est déjà 
terminée. Dans la partie 2, nous évaluons la non-toxicité et l'efficacité du RG7916 chez les 
patients SMA de type 2 et 3. La deuxième partie de l’étude est en cours en Europe. Des sites 
dans d’autres pays seront ouverts tout au long de l'année 2018, en accord avec les autorités 
de santé et d'éthique. Si les résultats sont positifs, les données de SUNFISH pourront être 
fournies dans le cadre des demandes d’autorisation déposées auprès des autorités de santé. 
 
JEWELFISH est une étude exploratoire évaluant la non-toxicité et le niveau de tolérance du 
RG7916 chez les personnes SMA de type 2 et 3 ayant déjà pris part à une étude avec une autre 
molécule de ciblage SMN2. Le recrutement se poursuit dans des centres d'études en Europe 
et aux États-Unis. 
 
Le RG7916 a été bien toléré dans toutes les études à ce jour et aucun participant n'a quitté 
l'étude pour des raisons de toxicité qui seraient liées au médicament. Nous partagerons plus 
d'informations concernant toutes ces études en cours lors de conférences scientifiques dans 
les prochains mois. 
 
OLESOXIME (étude OLEOS) 
 
L’olesoxime est une molécule de la famille des neuro-protecteurs. 
 
L'étude OLEOS est une étude ouverte en cours avec des patients SMA de type 2 et 3 non 
ambulatoires qui avaient déjà pris part à des études antérieures sur l'olesoxime. Les patients 
sont suivis pendant plusieurs années. 
 
Nous étudions la possibilité d’engager une étude « olesoxime » de phase 3 et nous vous 
tiendrons au courant de ce projet dans la seconde moitié de 2018. 
 
Vous pouvez trouver de plus amples informations sur ces études ainsi que sur les centres 
investigateurs en consultant ces liens : 
www.clinicaltrials.gov (recherche SUNFISH, FIREFISH, JEWELFISH, olesoxime)  
www.clinicaltrialsregister.eu 
www.roche-sma-clinicaltrials.com. 
 
Merci aux patients et aux familles qui participent aux études cliniques. Merci également aux 
organisations de patients pour votre contribution à l'avancement de la recherche dans le 
domaine de la SMA. Avec votre soutien, nos études cliniques concernant la SMA sont de 
qualité et elles progressent rapidement. Nous sommes impatients de fournir à la communauté 
SMA d'autres mises à jour. 
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