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Quelles maladies rares ? 

• Hypertension artérielle pulmonaire 

• Protéinose alvéolaire 

• Fibrose pulmonaire 
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Le cas du treprostinil 

• 4 formes disponibles: 

• iv 

• sc 

• oral  (pas disponible en Suisse) 

• Inhalé 
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Protéinose alvéolaire 
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Les différentes formes de PAP 

• auto-immune: anti-corps anti GM-CSF 

•  génétique: mutations des récepteurs  CSF2RA 

and CSF2RB 

•  congénitales: anomalie du surfactant, plusieurs 

formes héréditaires ou acquises 

• PAP secondaires: toxiques ou hémopathies 

Figure 1  
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 Between 1999 and 2003, 12 patients elected to 
receive aerosolised GM-CSF (250 microg b.i.d. every 
other week) in lieu of whole-lung lavage or 
observation 

Of the six patients tested, all had GM-CSF 
neutralising antibodies 



29.03.2018 

11 



29.03.2018 

12 

Figure 7  
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Traitements inhalés de la fibrose pulmonaire: 

quel intérêt ? 

• Les traitements actuels sont insuffisants et ont des effets 

secondaires systémiques: troubles digestifs, hépatiques, 

photosensibilité. 

• L’atteinte initiale de la fibrose idiopathique se situe au 

niveau de l’épithélium alvéolaire- accessible aux 

particules de 1-5 mm 

Traitements inhalés de la fibrose pulmonaire 

• Traitements validés par voie systémique expérimental 

en inhalation 

• Traitements inhalés expérimentaux 
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Fibrose pulmonaire: 
 
Quelques molécules en 
cours d’investigation 

Juillerat-Jeanneret L Aubert J-D, Josip M 
Golshayan D, submitted 
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 Aerosolized T3 was administered every other day on days 
10–20 and mice were sacrificed on day 21 
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Autres études en cours pour l’IPF 

 CO inhalé 

Inhaled CO is well tolerated and can be safely administered to patients with IPF 

in the ambulatory setting; however, inhaled CO did not result in significant 

changes in study end points. Our findings support testing the efficacy of inhaled 

therapies in future IPF clinical trials. 

 

Galectin-3 Inhibitor : 

A Placebo-controlled RCT in HV's Investigating the Safety, Tolerability and PK 

(Pharmacokinetic) of TD139, a Galectin-3 Inhibitor, Followed by an Expansion 

Cohort Treating Subjects With IPF 

 

Integrin alphaV-beta6 antagonist: GSK3008348 Phase 1 

 

 



29.03.2018 

18 

Pour conclure.. 

 Les pathologies du parenchyme pulmonaire 

peuvent être une cible pour des traitements en 

inhalation 

 En ce cas les particules doivent être de 1-5 mm 

 Le mode d’administration est à considérer si un 

rapport local/systémique élevé est souhaitable 
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