
Les maladies lysosomales

Des maladies génétiques rares

Les «maladies lysosomales» regroupent une
cinquantaine d'affections progressivement
handicapantes dont le point commun est une
déficience génétique au niveau du lysosome. Au
cœur de chacune de nos cellules, le lysosome
recycle des matières (appelées métabolites)
issues du fonctionnement cellulaire. Dans une
maladie lysosomale, pour une raison génétique, le
lysosome n'assure pas sa fonction. Les métabolites
s'accumulent progressivement dans les cellules puis
dans les tissus du corps de l'enfant malade.

Leurs conséquences

Peu à peu, des lésions apparaissent au niveau des
organes : os, cœur, poumons, foie, rate, cerveau...
provoquant des troubles très graves et irréversibles.
Le plus souvent, les signes révélateurs de la mala-
die sont absents à la naissance. Ils n'apparaissent
qu'après une période d'évolution de quelques
mois, de plusieurs années, voire même à l'âge
adulte.
Les symptômes se traduisent par une réduction
inéluctable et irrémédiable des facultés physi-
ques et/ou mentales, menant à des situations
de polyhandicap aux multiples complications.
Outre pour la vie, le malade et sa famille doi-
vent alors lutter pour rompre l’isolement
.
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L’association VML
Des objectifs
Fondée en 1990 par des parents d'en-
fants atteints de maladies lysosomales,
VML s'est fixée pour objectifs :
- d'aider la recherche à trouver les

moyens de guérir,
- d'aider la médecine à améliorer la

qualité de vie des malades,
- d'aider les familles dans leur quoti-

dien.

Des actions
Recherche
Financement de programmes de
recherche et organisation de congrès
scientifiques internationaux.
Médecine
Perfectionnement des connaissances
par la collecte et la diffusion d'informa-
tions.
Contribution à l'amélioration des prati-
ques de soin par le biais de consulta-
tions spécialisées.
Aide aux familles
Aide aux démarches administratives,
soutien moral et technique, séjours
Vacances Médicalisés, journées de ren-
contre des familles et diffusion d'infor-
mations.

Un fonctionnement national
Dirigée par un conseil d'administration
bénévole constitué de patients et de
parents d’enfants malades, VML dis-
pose d'une équipe salariée et d'une
quinzaine d'antennes régionales.
Chaque année VML se soumet à une
vérification de ses comptes et de sa
gestion, constituant un gage de régu-
larité et de sincérité.

3 000 personnes sont atteintes en France,
250 à 400 nouveaux cas apparaissent
chaque année.
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