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Introduction :

La biothérapie et les thérapies innovantes en hématologie pédiatrique représentent aujourd’hui une
véritable révolution, surtout pour des maladies autrefois difficiles & traiter comme les hémopathies
malignes, les maladies héréditaires, et les troubles immuno-hématologiques.

Matériels et méthodes :

Nous avons sélectionné les nouvelles thérapies a partir leurs sociétés développeuses, et les catégorisé
en quatre modalités principales : CAR-T cell thérapie, technologie CRISPR/Cas9, AAV gene therapy,
nouvelles molécules immunomodulatrices.

Résultats et discussion :

Dans cette revue, nous discutons les approches génétiques actuelles et les stratégies innovantes pour
garantir une thérapie génique sdre et efficace pour les maladies hématologiques, et nous résumons les
résultats des essais cliniques terminés et en cours. Nous discutons également des perspectives et des
défis de I'édition génique ex vivo avec la technologie CRISPR/Cas9 pour la drépanocytose, la béta-
thalassémie, 1’hémophilie, la leucémie aigie lymphoblastique, et la purpura thrombocytopénique
immunologique.

Conclusion :

La biothérapie et les thérapies innovantes transforment profondément 1’hématologie pédiatrique en
permettant une médecine ciblée, personnalisée et potentiellement curative. Bien que la sécurité et
I’efficacité a long terme doivent encore &tre évaluées, des stratégies sont en développement pour
améliorer les résultats, réduire la génotoxicité potentielle et diminuer les co(ts.



