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« Développement d’outils de transfert de génes pour le traitement de maladies génétiques et perspectives de
biotechnologies marines »

Présentée par : Monsieur Rachid BENCHAOUIR

Résumé

Mes projets de recherche se sont articulés autour du développement et de I'analyse fonctionnelle d’outils moléculaires de transfert de génes
applicables a des pathologies génétiques plus spécifiquement d’origine neuromusculaire. Parmi les approches évaluées, la modulation de I'épissage
des ARN a été la plus étudiée. L’édition génomique a également fait 'objet de quelques essais dont les travaux demandent a étre renforcés.
Parallélement a I'évaluation des outils thérapeutiques, jai également développé des procédés de production de vecteurs viraux de transfert de genes
a des échelles pilotes dans le but de poursuivre des investigations précliniques chez des modéles animaux de grande taille. Enfin, mes projets
collaboratifs m’ont récemment conduit a développer une activité de production et de valorisation de nouvelles substances actives issues du monde

marin qui devrait intéresser les domaines de la pharmaceutique, de la cosmétique et du soin.

Abstract

My research projects have focused on the development and functional analysis of molecular tools for gene transfer applications. Genetic diseases,
and more specifically of neuromuscular origin, were principally focused. Among the evaluated approaches, the modulation of RNA splicing was the
most studied. The genomic edition has also been the subject of some tests whose work needs to be reinforced. In parallel with the evaluation of
therapeutic tools, | have also developed methods for the production of viral gene transfer vectors at pilot scales in order to pursue preclinical
investigations in large animal models. Finally, my collaborative projects recently led me to develop an activity of production and valorization of new

active substances issue from the marine world which should interest the domains of the pharmaceutical, cosmetic and care.
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