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MEGARBANE André

Né a Beyrouth en 1964, de nationalité Libanaise et Francaise, je suis depuis octobre 2006 Professeur
Titulaire de Génétique Médicale a la Faculté de Médecine de I'Université Saint Joseph a Beyrouth. J'assure
les consultations et le suivi de malades atteints de maladies génétiques, la recherche, ainsi que I'encadre-
ment des étudiants. Auteur et co-auteur de plus de 170 articles publiés en collaboration avec des équipes
étrangeres surtout frangaise. J'ai obtenu différents prix dont le prix francophones le prix du meilleur jeune
chercheur francophone, Pole d’Excellence Régional décerné par 'AUF.... En dehors du Liban, j'ai assuré
des enseignements de génétique humaine en France, en Syrie, en Tunisie, au Cambodge, et a
Madagascar... Je suis membre du comité consultatif d’éthique libanais depuis 2001. Une derniére formation
m’a permis d’obtenir un MBA International Option management de la santé. USJ/Paris Dauphine/Sorbonne.
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MEYER Francois

Aprés avoir été médecin en endocrinologie et en médecine interne au CHU de Montpellier, Francois Meyer
a travaillé 5 ans dans l'industrie pharmaceutique. Depuis 1997 il a occupé différents postes de responsabi-
lité dans les institutions publiques en charge de I'évaluation des produits de santé. Il a travaillé jusqu’en 2004
a I’Agence francaise de sécurité sanitaire des produits de santé (Afssaps) et a été, de 2000 a 20083, le pre-
mier représentant de la France au Comité européen pour le médicament orphelin (COMP). Depuis 2005 il
est responsable, a la Haute Autorité de Santé, de I'évaluation des technologies de santé (médicaments, dis-
positifs médicaux, actes professionnels, programmes de dépistage ...) dans ses aspects médicaux, écono-
miques et de santé publique.

MICALLEF Joélle

Née en 1969, Joélle Micallef-Roll obtient, a la Faculté de Médecine de Marseille son doctorat en médecine
(Santé Publique) en 1999, son doctorat en Neuroscience en 2002, et son Habilitation a Diriger les
Recherches en 2004.

Maitre de Conférences Universitaires - Praticien Hospitalier en Pharmacologie Clinique a I'Université Aix
Marseille Il depuis 2002, elle réalise de nombreux essais cliniques institutionnelles ou industriels au CIC-
Unité de Pharmacologie Clinique et d’Evaluations Thérapeutiques au CHU Timone a Marseille. Depuis plus
de 5 ans, elle s’occupe plus spécifiquement d’essais cliniques dans les maladies rares. Elle a été notamment
I'investigateur principal du premier essai clinique réalisé chez les patients atteints de CMT1A, essai clinique
mené sur 180 patients (Micallef et al, Lancet Neurology 2009). Lexpérience acquise au travers de cet essai
et des autres actuellement en cours (Syndrome de Rett, Progéria,...) 'ont conduit a mettre en place une
plate-forme dédiée aux spécificités des essais cliniques dans les maladies rares, OrphanDev.

MOLINA Franck

Since I've been at the university | have been crossing disciplines from physic, computing to experimental bio-
logy. During my phD | combined experimental biology with biocomputing approaches in order to better unders-
tand complex autoimmune disorders. To carry on this way, | joined Tom Blundell group in Cambridge for biophy-
sic and biocomputing research on MAP Kinases. After, being recruited at CNRS in 1999, | initiated a new pro-
ject on emerging systems biology and started a new biocomputing group in CNRS Montpellier. Our original view
on biological processes (functions) modelling was distinguished by the bronze medal from CNRS in 2005. Next
to my academic involvements, | experienced since more than 20 years close relationships with industrial
research. These interactions led to original works patented and under current exploitations. Director of SysDiag
since january 2007. SysDia is a new interdisciplinary lab (math, computing, experimental biology) for complex
systems modelling and engineering for the diagnosis ; Sysdiag is mixing academic (CNRS) and industrial
(Biorad) forces. Since 2008, coordinator of EuroMeDiag the “Medical diagnosis group”of Eurobiomed Cluster.
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MONNET Jacques

Je suis pére de 3 enfants, dont Laura, née en 2001, atteinte d’'une maladie rare, I'incontinentia pigmenti, dont
les manifestations sont neurologiques, ophtalmologiques, dentaires et dermatologiques.

Je suis Président de I'association qui regroupe les familles touchées par cette maladie.

Notre mission est de faire connaitre la maladie, aider les familles et soutenir la recherche.

Par exemple, nous venons d’organiser un week-end des familles et allons signer un contrat pour financer un
chercheur en post-doctorat avec I'Institut de Génétique Humaine de Naples.

Nous sommes membres de I'Alliance Maladies Rares, de la Fédération des Maladies Orphelines et du
réseau européen Eurordis.

Je suis membre de « I'orphan drug task force » d’Eurordis.

J'occupe un poste de Direction dans I'lndustrie Pharmaceutique, ou je travaille depuis 25 ans.

J’ai toujours occupé des postes dans la Finance et la Gestion, dans différents secteurs et différents pays.
Je suis Trésorier de I'organisme de gestion des écoles de ma commune, et membre de la commission des
finances de cette commune en région lyonnaise.
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NERSON Daniel

He co-founded Genomic Vision in 2004. As COOQ, he is in charge of Genomic Vision's business development
functions including strategic marketing, sales and communication.

Daniel has led a career in the diagnostics industry, most latterly as Executive Director at Pasteur Mediavita
(Pasteur Institute spin-off). Previously he worked for 16 years at Dade Behring (today Siemens Healthcare
Diagnostics), where he held management positions as Strategic Business Unit Director (Europe).

Daniel has an academic background in pharmaceutical sciences and obtained a Ph.D. at the Pasteur
Institute in 1986. During his doctoral research he developed a novel diagnostic ELISA test for meningitis. He
received a specific entrepreneurial training at HEC in 2004.

NGUYEN Gérard

Docteur en Médecine, Praticien consultant en Médecine Interne a I'H6pital Avicenne au CHU de Bobigny
APHP. Coordinateur du projet ICARE e Health (Commission Européenne eTen), Expert FP6 et FP7, Membre
du Consortium HOPES (AAL 2009)

Ancien Directeur Médical dans I'industrie pharmaceutique (Byk Gulden (Altana) France)

Fondateur ’ADDS (CRO), de Cardiogap (télécardiologie) et de Gemba Lifesciences

Ancien Directeur Exécutif d’AIM France du groupe AIMGroup (PCO)

Président de Rett Syndrome Europe (maladie rare génétique), fédération de 32 associations nationales,
association de patients, membre d’Eurordis et du PCWG a 'EMEA., Membre du groupe de travail DITA a
'Eurordis, Membre de la Commission Autisme, UNAPEI.

Vice Président de 'association Edelweiss (Handicap de I'enfant)

Délégué Eurordis au congrés Eurobiomed
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NOTHIAS Jean-Yves

Jean-Yves Nothias, Ph.D., Directeur de gestion, dirige le pble BioConvergence de SG AM Alternative
Investments. Depuis qu’il a rejoint SG AM en 2000, Jean-Yves a constitué une Equipe de six professionnels.
Il supervise 'ensemble des portefeuilles sous gestion et contribue a la création de valeur en participant au
conseil d’administration ou de surveillance de plusieurs entreprises en France et a I'étranger. Il est membre
du Board de Scynexis Inc., GenomeQuest Inc. et Ipsogen SA puis membre du Conseil de Surveillance de
Ingen Biosciences, Biosystems International, Genomic Vision et Trod Medical.

Jean-Yves est Docteur en Biologie Moléculaire de I'Université Paris VI — Pierre et Marie Curie (1993) et titu-
laire d’'un DESS en Administration des entreprises de I'Université Paris Sorbonne (1996). Pendant sa thése,
il a travaillé a 'Institut de Recherche sur le Cancer a Villejuif et a I'Institut Wistar a Philadelphie. Il a démarré
sa carriere dans I'industrie pharmaceutique en tant que chercheur a I'Institut de Biologie Moléculaire Roche
a Nutley (New Jersey) de 1993 a 1996. Jean-Yves a commencé sa carriere d’analyste financier chez
Hambrecht & Quist a Paris en 1996.

NOURISSIER Christel

Christel Nourissier est Secrétaire Générale ’EURORDIS, I'organisation européenne des maladies rares, qui
rassemble plus de 360 associations de malades dans 39 pays. Elle est aussi une des représentantes- fon-
datrices, et Conseillere Nationale de I'Alliance Maladies Rares en France.

Tout en contribuant a plusieurs projets et a un réseau de recherche européen, elle a été responsable de deux
conférences européennes en 2003 et 2005, pour faire connaitre les maladies rares. Elle a participé au Plan
national pour les maladies rares en France. Elle est aujourd ‘hui membre de la Task force Maladies Rares
de la Commission Européenne. Elle a travaillé, au nom d’EURORDIS , a la Communication de la
Commission et aux Recommandations du Conseil sur les maladies rares qui ont été adoptées en juin 2009.
Elle est conseillere du projet EUROPLAN.

Elle est également vice présidente d’'une Commission des Droit et de I'Autonomie des Personnes
Handicapées en France.

Elle est la mere d’'une jeune femme atteinte a la naissance du syndrome de Prader-Willi, dont le diagnostic
n'a été porté qu’'a 'dge de 16 ans au Canada, et qui vit aujourd’hui grace a une prise en charge adaptée de
sa maladie.

PARKER Samantha

Samantha Parker posséde une connaissance approfondie dans le domaine des maladies rares et médica-
ments orphelins. Son rdle actuel chez Orphan Europe est de coordonner les différents réseaux européens
de maladies rares dans lesquels sont impliqués des membres d’horizons tres divers : académiques, indus-
triels, gouvernementaux et associations de patients. Ces réseaux ont été principalement créés grace au
financement des 6eéme et 7éme programmes européens ou de la DG Sanco. Un des principaux roles de ces
réseaux est d’établir et de faire vivre des registres de patients.

Dans une perspective industrielle et étant données la nature de I'activité d’Orphan Europe et sa responsa-
bilité par rapport aux patients, ces registres sont tres important. lls vont fournir aux acteurs une connaissance
sur les effets a long terme, sur les femmes enceintes et sur de potentielles complications etc. De plus, un
registre pourrait étre demandé par les autorités dans le cadre d’'une étude post-marketing.

A ce titre, Orphan Europe est déja impliqué dans les réseaux suivants: EuroWilson, l'initiative Européenne
sur les Porphyries, Eunefron (registre cystinose) et la Mucoviscidose. De plus, Orphan Europe se prépare a
développer 3 nouveaux registres.
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PESCHANSKI Marc

Marc Peschanski est actuellement responsable de I'Unité INSERM 861, I-STEM (Institut des cellules
Souches pour le Traitement et 'Etude des maladies Monogéniques) a Evry, entierement dédiée a I'explora-
tion des potentiels thérapeutiques des cellules souches dans les maladies rares d’origine génétique.

Entré a FINSERM en 1982, Marc Peschanski a débuté la recherche en travaillant sur la neurophysiologie et
'anatomie de la douleur a Paris et a San Francisco.

Changeant d’axe de recherche, il a consacré a partir de 1985 ses travaux a I'étude de la plasticité du sys-
teme nerveux et aux greffes de neurones. Il est devenu Directeur de laboratoire INSERM en 1991 a Créteil
(Henri-Mondor) et son équipe a réalisé les premiéres greffes de neurones foetaux en France en 1991 dans
la maladie de Parkinson, ainsi que la premiére mondiale chez des patients atteints de chorée de Huntington
en 1996. Les résultats obtenus dans ce premier essai pilote ont permis de démarrer une étude européenne
de phase Il. En 2005, il a créé a Evry un Institut dédié a I'exploration des potentiels thérapeutiques des cel-
lules souches pluripotentes humaines dans les maladies monogéniques, I-STEM, qui compte aujourd’hui
une dizaine d’équipes travaillant en vue de la thérapie cellulaire ou d’'une recherche pharmacologique fon-
dée sur des tests cellulaires adaptés a du criblage a haut débit de chimiothéques de composés potentielle-
ment thérapeutiques.

Marc Peschanski a été I'un des fondateurs du Centre d’Investigation Clinique de I'Hopital Henri-Mondor, et
du CIC dédié aux Biothérapies qui lui est associé. Il a aussi été a l'origine du Réseau Européen de
NeuroTransplantation (NECTAR) dont il a assuré la premiere présidence en 1991-92. Marc PESCHANSKI,
est Médecin et Docteur d’Etat en Neurosciences.
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PETITET Edith

Docteur en Sciences Biologiques, Edith PETITET a commencé sa carriere en 1990 comme Responsable de
laboratoire de recherche en Toxicologie chez Rhéne-Poulenc Santé puis en Neuropharmacologie chez
Rhéne-Poulenc Rorer. En 2000, elle met en place aux cétés du Directeur de R&D d’Aventis, le Département
«Programmes Européens» afin de développer la coopération entre les labos des sites de R&D francais et
allemand d’Aventis et les laboratoires de recherche académiques européens ainsi que les PMEs en
Biotechnologie. De plus, un important programme de réception de post-doctorants européens désirant se
former dans le secteur de l'industrie pharmaceutique y a été développé.

En 2005, Edith PETITET a rejoint OSEO innovation ou aprés 2 années dans les activités de soutien des
PME pour accéder aux collaborations européennes (cf EuroTrans-Bio), elle est aujourd’hui Chargée de
Projets au sein du programme de financement « Innovation Stratégique Industrielle » (ISI) dans le péle
Santé-Biotech-Chimie.

PRUSS Rebecca

Rebecca Pruss is chief scientific officer for TROPHQOS, a French biotech focused on drug discovery for neu-
rodegenerative diseases. Prior to joining TROPHQOS, Dr. Pruss was head of Exploratory Resarch at sanofi-
synthelabo (now part of sanofi-aventis), a multidisciplinary and multi-site department responsible for structu-
ral biology, bio- and chemo-informatics, molecular biology, enzymology, cell-based assay development, high
throughput screening and medicinal chemistry. Dr. Pruss received a Ph.D. in biological chemistry from UCLA
for pioneering studies on the mechanism of action of epidermal growth factor and postdoctoral training in cel-
lular and molecular neurobiology at University College London and the NIH. Dr. Pruss is the author of over
50 peer-reviewed papers, book chapters and invited reviews, an inventor on patents covering cell based
assays and novel molecules and has delivered over a dozen compounds into clinical development for indi-
cations ranging from premature labor to psychiatric diseases. By elucidating a mitochondrial mechanism of
action for a novel family of cholesterol-oximes discovered using a unique primary neuron-based screening
strategy, TROPHQOS has been able to extend the range of therapeutic applications (and partnership oppor-
tunities) from orphan neurological diseases like ALS and SMA to cardiovascular and liver diseases.
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RAPPAGLIOSI Andrea

Born in Rome, Andrea Rappagliosi received a law degree from the University of Rome “La Sapienza” and
completed a post-graduate Masters at the lIstituto Superiore dei Studi Legislativi (ISLE) from which he
obtained a “Legislative Consultant Diploma”.

He began his career in the early eighties, first in the Italian Government as a member of staff for the State
Undersecretary of the Treasury, then for the Italian Senate focused on drafting of legislative texts, compara-
tive legal studies and public budget analysis.

In 1992, he moved into healthcare and worked for The Ares-Serono Group as Head of the Institutional Affairs
Department in charge of the Rome and Brussels offices. From 1995 to 1999, he was Public Affairs Director
at Baxter Healthcare, part of the European Public Affairs team. In 1999, he returned to Serono International,
today Merck Serono International, as Vice President Health Policy & Market Access Europe.

In April 2009, Andrea joined GlaxoSmithKline as Vice President European Government Affairs & Head of
Brussels Office.

- On May 20th, 2009 he has been elected Chair of the Board of EuropaBio, the European Association of the
Bioindistries

- From 2005 to 2008, he has been member of the European Commission High Level Pharmaceutical Forum
representing EuropaBio, the European Association for Bioindustry.

- He sits on the Board of the Foundation of the European Platform for Patients Organizations, Science &
Industry (EPPOSI).

- He is member of HTAI (the International Society of Health Technology Assessment) and founding member
of its Policy Forum.

- He has been Industry representative at the EMEA/COMP (European Medicines Evaluation Agency/
Committee for Orphan Medicinal Products) Working Group with Interested Parties in the first two terms 2000
to 2005.

- He is member of the British Institute of International and Comparative Law and is a member of the Editorial
Board of the Journal of Commercial Biotechnology.

RIVIER Francois

Prof. Francois Rivier is MD, PhD, Neuropaediatrician, head of the neuropaediatric unit of Montpellier uni-
versitary hospital since October 2005 and associated coordinator of the reference centre for neuromuscular
diseases of large south west of France since July 2007. After residency in paediatrics and neuropaediatrics,
he got his PhD thesis on 'dystrophin complex and associated diseases', before one year of post doctoral fel-
lowship in the division of genetics, Children’s Hospital, Harvard Medical School, Boston, MA, USA (Dr E
Gussoni & Prof. L Kunkel). He shares his activities between laboratory research at EA4202-INSERM ERI25
‘Muscle et Pathologies’ and clinical research in the field of childhood neuromuscular diseases, participating
in different multicentric clinical trials and clinical/genotype correlation studies. His main collaborations are:
Institut d’Electronique du Sud UMR-CNRS 5214, Université Montpellier 2 (Dr J.Y. Ferrandis) ; reference cen-
tre for neuromuscular diseases Garches-Necker-Mondor-Hendaye (Pr. | Desguerre, Pr B Estournet) ; Institut
Cochin, Université Paris Descartes, Inserm U567 CNRS UMR 81014, Paris (Pr. J Chelly) ; Inserm U582,
Institut de Myologie, Paris (Dr P Guicheney, Dr V Allamand).
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ROCHE Gilles

Le Dr Gilles Roche, médecin, ancien interne et chef de clinique du CHU de Nancy, a exercé et enseigné en
CHU pendant 10 ans (pédiatre, interniste et infectiologue). Maitrises de biostatistiques, de microbiologie clini-
que et de pharmacologie. DU de médecine tropicale. Plus de 100 publications nationales et internationales.

Environ 25 ans d'expérience de l'industrie pharmaceutique en France et a l'international (Sanofi, Rhéne-
Poulenc, Aventis, sanofi-aventis), dans les métiers suivants: R&D (discovery), développement de produits
(incluant essais cliniques internationaux), pharmacovigilance, information médicale, affaires réglementaires,
gestion de projets, brevets, business development, affaires publiques, lobbying.

Responsable d’équipes de Discovery pendant 4 ans, Directeur médical France pendant 6 ans, Responsable
pendant 10 ans des affaires médicales et réglementaires et du business development pour Rhéne-Poulenc
Rorer pour Amérique Latine, Afrique, Proche- et Moyen-Orient, Europe centrale et orientale, Asie, pour tous
les produits de I'entreprise. Vice-président de Rhéne-Poulenc Rorer.

Expérience récente de travail en Chine pendant 3 ans et liens étroits avec la Chine.

Responsabilités en Affaires Publiques : responsable pour Aventis, pour toutes les gammes thérapeutiques de
entreprise, de la stratégie de partenariat avec les associations de patients, de la stratégie de relations avec
FEMEA, des dossiers pour la classification ATC/DDD de 'OMS, participant aux task-forces de défense des prin-
cipaux produits au niveau monde ainsi qu’a la task-force internationale sur la stratégie « Market Access ».
Expérience de I'humanitaire, notamment dans le domaine du paludisme (responsable du programme Impact
Malaria de sanofi-aventis).

En préretraite, le Dr Gilles Roche réalise actuellement des missions bénévoles de type « bénévolat économi-
gue », notamment en animant une équipe de conseillers seniors bénévoles au service des entreprises (asso-
ciation OTECI). Ancien président du biocluster Holobiosud, il est actif au sein du bureau du péle Eurobiomed,
d’un réseau de Business Angels régional dont il est administrateur, et d’'une start-up de biotech dont il est un
des co-fondateurs. Il s’occupe également d’actions humanitaires vis-a-vis de minorités ethniques chinoises.

ROUX Anne

Docteur en Pharmacie et Doctorat en Sciences spécialisé en Génétique Moléculaire humaine.

Deux stages post-doctoraux dans le domaine de la Génétique Humaine : Canada, Sick Children Hospital de
Toronto (5 ans) et Allemagne, Université de Freiburg (3 ans) Habilitation a diriger des recherches (HDR)
Praticien Hospitalier dans le laboratoire de Génétique Moléculaire, spécialisé dans I'analyse moléculaire des
pathologies rares, CHU de Montpellier, depuis 2000

Responsable du secteur neurosensoriel du laboratoire : diagnostic moléculaire des surdités non-syndromi-
ques, du syndrome de Usher et de la choroidérémie

Co-coordinateur du sous groupe neurosensoriel (Réseau National maladies neurologiques, musculaires, neu-
rosensorielles et retards mentaux, DHOS) depuis 2004

Expert EMQN (European Molecular Genetics Quality Network) depuis 2002

Responsable du groupe de pilotage de la démarche accréditation selon la norme ISO15189 dans le laboratoire
Activité de recherche clinique focalisée sur I'épidémiologie moléculaire du syndrome de Usher avec comme
objectif 'amélioration de la démarche diagnostique et de la prise en charge des patients
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SCHWEBIG Annick

Dr Annick Schwebig est Président-Directeur Général d’Actelion Pharmaceuticals France. Elle exerce, par ail-
leurs, des fonctions importantes au sein du LEEM en tant que présidente du Groupe de Travail Maladies
Rares-Médicaments Orphelins et vice-présidente du Comité Biotechnologies.
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Annick Schwebig a passé 17 années au sein des laboratoires BMS dont elle a construit toute la structure de
recherche et développement clinique pour 'Europe.

C’est en septembre 2000, qu’Annick Schwebig rejoint le groupe Actelion pour relever un double défi : créer
la premiére filiale du groupe en Europe et mettre a disposition rapidement le 1° traitement oral de I'hyper-
tension artérielle pulmonaire (HTAP) le bosentan, premier inhibiteur oral des récepteurs de I'endothéline. La
mise sur le marché en 2004 du miglustat, 1° traitement oral de la maladie de Gaucher, a renforcé I'engage-
ment d’Actelion dans les maladies rares.

Sous sa direction, Actelion a mis en place de nombreuses études épidémiologiques permettant d’améliorer
la connaissance de ces pathologies peu connues afin d’en faciliter un dépistage plus précoce et une meil-
leure prise en charge globale des patients.

TADMOURI Ghazi

Biographie non communiquée

TCHERNIA Gil

La vie professionnelle de G. Tchernia s’est construite autour de trois axes : ’hématologie biologique et clini-
que, la pédiatrie et le développement. Interne des hépitaux de Paris en 1961, il est coopérant au Tchad en
1963-64. Aprées un internat pédiatrique, avec une activité biologique exercée dans le laboratoire de Daniel
Alagille, il est assistant hospitalo-universitaire en pédiatrie a Dakar en 1968, en 1970 a I'Institut Gustave
Roussy et en 1971, en hématologie biologique a ’APHP et a Paris XI. En 1974, il devient Professeur et sera
chef de service en hématologie de 1984 a 2003 a I'hdpital Antoine Béclére puis a Bicétre. Il anime des étu-
des nationales et Européennes concernant 'hématologie pédiatrique non maligne et collabore avec le
groupe de M. Narla a Berkeley puis a New York. Assesseur du Doyen de la Faculté de Médecine de Paris
Sud de 1977 a 1987, il est conseiller pour les Affaires médicales et les sciences de la Santé au Ministéere de
'Education Nationale de 1982 a 1984 et conseiller scientifique pour différentes Fondations et Associations.
Médiateur a I'népital de Bicétre de 2003 a 2006, il s’attache parallelement a la création de deux projets : le
centre de recherche et de lutte contre la drépanocytose a Bamako qui doit ouvrir en octobre 2009, et le cen-
tre d’'information et de dépistage de la drépanocytose créé en 2006 par la Mairie de Paris et TAPHP.

En 2007-2008, il pilote le Comité d’Evaluation du Plan National Maladies Rares (PNMR1) et en 2009, il
devient pilote pour le deuxieme PNMR.

THOMAS René

Diplémé de I'Ecole Supérieure de Commerce de Lyon et titulaire du MBA de I'Université de York & Toronto,
René Thomas s’est orienté vers l'industrie pharmaceutique dés le début de sa carriere en rejoignant Lilly
France. Il y occupe les postes de visiteur médical et de contrdleur de gestion, avant de rejoindre la zone
Afrigue Moyen-Orient en tant que chargé de mission puis directeur de filiale au Maroc. René Thomas est
depuis 2003 directeur de la division Santé Génétique du laboratoire de biotechnologies Genzyme qui met au
point et commercialise des traitements pour plusieurs maladies génétiques rares.

=



Maladies F§IP€S
S e or: helines

TIENNOT-HERMENT Laurence

. Présidente de 'AFM depuis 2003

. Présidente de I'’Association Institut de Myologie depuis 2005

. Présidente de Généthon depuis le 1er janvier 2009 (Vice-Présidente de 2003 a 2008)
. Administrateur du GIP Genopole depuis 2003

. Membre du Comité de Direction du GIS Institut des Maladies Rares depuis 2003

. Administrateur de la Fondation Imagine depuis 2007

. Gérante AFM Productions depuis 2004

Hoque

Révoltée par la maladie neuromusculaire qui frappe son fils, Laurence Tiennot-Herment s’est engagée dans le
combat associatif avec la volonté de « construire des remparts » contre cette maladie qui progresse inexorable-
ment, jour apres jour, et d’épargner ce fléau aux générations futures. Profondément attachée aux valeurs fonda-
trices de 'AFM, Refuser-Résister-Guérir, Laurence Tiennot Herment poursuit, avec 'appui des malades et de leurs
familles, I'objectif que 'Association s’est fixé depuis 51 ans : vaincre les maladies neuromusculaires. Lurgence de
la maladie, encore incurable a ce jour, et la fragilité du Téléthon doivent étre les bases d’'un militantisme fort et d’'un
état d’esprit de conquérants permanents, pour avancer plus vite dans nos missions, tout en développant une stra-
tégie d'intérét général pouvant bénéficier a 'ensemble des personnes concernées par les maladies rares.
Laudace, l'anticipation et la rage de franchir de nouvelles frontiéres ont été — et doivent demeurer — nos moteurs.

TORRENT-FARNELL Josep

Prof. Josep Torrent-Farnell, Member of the Committee for Orphan Medicinal Products (European Medicines
Agency) nominated by Spain. Professor of Clinical Pharmacology and Therapeutics at the Autonomous
University of Barcelona (Universitat Autdnoma de Barcelona). Director General of the Fundacié Doctor Robert,
Advanced Centre of Services and Training for Health and Life Sciences.

Nationality: Spanish

Education: Qualified Pharmacist and Degree in medicine and surgery from the University of Barcelona as
well as postgraduate courses in Pharmacology and Toxicology, Public Health and European Institutions.
Specialist in internal medicine and clinical pharmacology. Doctorate in clinical pharmacology from the
Autonomous University of Barcelona (UAB).

Career to date: From 1977-1990, Prof. Torrent-Farnell worked in internal medicine and clinical pharmacology in
Spain and was Assistant Professor of Pharmacology at UAB. From 1990 to 1994, he was Technical Counsellor in
Clinical Evaluation and Pharmacology at the Spanish Ministry of Health, Member of the CPMP/EWP and involved in
the Efficacy Group of the ICH. In 1992, he became Professor of Clinical Pharmacology and Therapeutics and
Director of the Master/Diploma on European Registration of Medicinal Products (UAB). He joined the EMEA in 1995
as Principal Scientific Administrator and from 1996 to 1998, he was Head of the New Chemical Substances Sector
at the EMEA. In 1998, Prof. Torrent-Farnell became co-ordinator Director for the creation of the Spanish Medicines
Agency. and Executive Director of the Spanish Medicines Agency in 1999. He was elected Chairperson of the
Committee for Orphan Medicinal Products (COMP) in May 2000 and he was re-elected, as a Chairperson, in May
2008. Since April 2006, he is member of the COMP, nominated by Spain. Since November 2000 is Director General
of the Advanced Centre of Services and Training for Health and Life Sciences, Doctor Robert Foundation (UAB).
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TOUITOU Isabelle

Isabelle Touitou est professeur de génétique au CHRU de Montpellier. Spécialiste d’'un groupe de patholo-
gies rares du systeme immunitaire inné depuis la découverte du géne prototype en 1997, elle dirige I'unité
médicale des maladies auto-inflammatoires. Cette unité est doublement labellisée dans le cadre du plan
maladies rares, en tant qu’équipe constitutive du centre de référence des maladies auto-inflammatoires
(CeRéMAI), et comme laboratoire de niveau 2, expert dans le diagnostic génétique de ces maladies
(GenMAI). Lunité s’attache a développer une activité transversale autour du patient : consultation de géné-
tique spécialisée, diagnostic et recherche sur ces maladies, information pour les professionnels et les
patients, sites webs pour le centre de référence, le registre des mutations (Infevers), la société internationale
des maladies auto-inflammatoires, projets européens...

y
n»

TROUVIN Jean-Hugues

Jean-Hugues Trouvin, dipldbmé pharmacien en 1979 a poursuivi une carriére hospitalo-universitaire en pharmaco-
logie et pharmacocinétique. En paralléle, il a développé une activité d’évaluation des médicaments aupres de la
Direction de la Pharmacie et du Médicament, puis 'Agence du Médicament, maintenant Agence Francaise de
sécurité sanitaire des produits de santé (Afssaps), se spécialisant dans le domaine des médicaments biologiques
et biotechnologiques (médicaments dérivés du sang, vaccins, protéines recombinantes et plus récemment medi-
caments de thérapie innovante).

De 2001 a 2007 il a été Directeur de I'évaluation des médicaments et produits biologiques a I'Afssaps.

Il a été impliqué dés le début des années 90 dans le circuit Européen de I'évaluation des médicaments en étant
représentant Francais aupres du Comité des médicaments et membre du groupe de travail des médicaments bio-
logiques (BWP) a 'Agence Européenne du médicament (EMEA).

Il est actuellement Professeur a la faculté de Pharmacie, Université Paris Descartes (département des sciences
pharmaceutiques, sécurité sanitaire et développement des médicaments) et praticien hospitalier, responsable du
pble « Etablissement pharmaceutique des hopitaux de Paris » (EP-HP). LEP-HP est un établissement pharma-
ceutique qui a pour mission de développer, produire, controler et libérer des médicaments indispensables non
pourvus par 'industrie pharmaceutique. LEP-HP a ainsi un catalogue d’environ 100 médicaments, sous le statut
de préparation hospitalieres ou celui de TAMM. LEP-HP développe, en partenariat avec l'industrie pharmaceuti-
que, des projets de médicaments orphelins dans le domaine des maladies métaboliques notamment.

VALLET Philippe

Membre de TONFRIH (OBSERVATOIRE NATIONAL SUR LA FORMATION, LA RECHERCHE ET LINNOVA-
TION SUR LE HANDICAP)

Vice Président du GRATH (Groupe de Réflexion et réseau pour I'Accueil Temporaire des personnes en situa-
tion de Handicap)

Membre du bureau du conseil d’administration de la F.E.N.C.I.C.A.T (Fédération nationale des centres d'infor-
mation et de conseil en aides techniques)

Rééducateur de formation initiale, aprés un parcours de 10 ans au sein des hopitaux de Nancy, Philippe Vallet
rejoint TA.FM en 1989, créant un des premiers Services Régionaux autour d’'un projet d’accompagnement des
familles en Alsace-Lorraine. En 2000, il rejoint I'équipe Téléthon afin de permettre aux familles de témoigner lors
de tous les événements organisés par 'A.F.M dont le Téléthon. En 2004, il met en place un département au
sieége de I'association qui regroupe 5 services ressources sur des themes spécifiques comme I'Aide Technique,
l'aide aux aidants, la communication et la rupture d’isolement des personnes, le témoignage et 'accueil.
Depuis juin 09, il prend la fonction d’adjoint de la direction des actions auprés de familles, secteur qui anime 25
équipes de professionnels, 69 délégations départementales, et 5 services ressources. Représente 'A.FM dans
les dossiers sur la compensation.
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VAN OMMEN Gert-dan B.

Prof. dr. Gert-Jan B. van Ommen, PhD, (1947) is head of the Department of Human Genetics of Leiden
University Medical Center (LUMC) and founder of the Leiden Genome Technology Center (LGTC), a principal
genomics facility in the Netherlands. He has as major research interests neuromuscular and neurodegenerative
diseases (with a focus on Duchenne Muscular Dystrophy, DMD, and Huntington Disease); development and appli-
cation of genome research and diagnostic technology for disease study, diagnosis, therapy and prevention, includ-
ing the societal aspects of genetic advances. He is past president of HUGO, the European Society of Human
Genetics and the Dutch Society of Human Genetics and Editor-in-chief of the European Journal of Human
Genetics. He is member of several National, EU and HUGO committees in the fields of Genetics, Innovative Health
Care, Genomics, Bioinformatics, Biobanking, Ethics and IP issues. He is Director of the Center for Medical
Systems Biology, CMSB, one of four Centers of Excellence of the Netherlands Genome Initiative. It is a joint ini-
tiative of Leiden University Medical Center, Leiden University, Free University Amsterdam and its Medical Center,
Erasmus MC Rotterdam and TNO Leiden, aiming to improve diagnosis, therapy and prevention of common dis-
eases and rare variants thereof.
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ANSELEM Serge

CHU Hépital d'Enfants Armand-Trousseau
Service de génétique et d'embryologie
médicales

26, Avenue du Docteur Arnold Netter
75571 Paris Cedex 12

Tel : 0144 735295 - 01 44 73 52 39

01 44 73 52 81

Fax :0144 735219

Serge.amselem @trs.aphp.fr

AYME Ségoléne

Inserm SC11 / Orphanet
102 rue Didot

75014 Paris

Tel : 01 56 53 81 37

Segolene.ayme @inserm.fr

BERNARD Jacques
59 Rue Henri Béque
78160 Marly Le Roi
Tel : 01 39 58 91 13

BERTHE Jacquie
EUROBIOMED

C/ CMCI

2, rue Henri Barbusse
13001 Marseille

Tel : 04 91 13 74 65
Fax : 04 91 1374 66

BLIN Olivier

AP-HM - CHU Timone

CIC-UPCET et Pharmacologie Clinique
264 Re Saint Pierre

Bat F - 1€F étage

13385 Marseille Cedex 5

Tel : 04 91 38 75 63

Fax : 04 91 47 21 40
olivier.blin@ap-hm.fr

BOU Stéphane

Otonomia - LlIntelligence Artificielle & Votre
Service

Parc d’Activités de I'’Aéroport /Espace Outre Mer
695 Rue Robert Malthus

34 470 PEROLS

Tel : 04 67 99 99 96

Fax :04 67 83 94 53

contact @ otonomia.fr

BOUQUET Céline
Inserm Transfert
Paris Biopark

7 Rue Watt

75013 Paris

Tel : 01 70 64 94 15
Fax :01 5503 01 60

Celine.bouquet @inserm-transfert.fr

BOUVENOT Gilles

Haute Autorité de Santé

Membre du Collége

2 Avenue du Stade de France
93218 Saint-Denis la Plaine Cedex
Tel : 0155937375

Fax : 0155937390

g.bouvenot@has-sante.fr

BRAUN Serge

AFM

1 Rue de l'Internationale
BP59

91002 Evry Cedex

Tel: 01 69 13 22 28

Fax: 01 69 13 22 22

sbraun @afm.genethon.fr

BRECHOT Jeanne-Marie
Institut National du Cancer
Direction des Soins

52 Avenue André Morizet
92513 Boulogne-Billancourt
Tel : 01411016 13

jmbrechot @institutcancer.fr

CONDUZORGUES Jean-Pascal
CRID PHARMA SAS

17 Parc des Vautes

34980 Saint Gély du Fesc

Tel : 04 99 58 38 60

Fax :04 99 58 38 61

queries @cridpharma.com

DAUVERGNE Bernard
ADDMEDICA

101 Rue Saint-Lazare
75009 Paris

Tel : 017269 01 86

bernard.dauvergne @ addmedica.com

DELPECH Marc

Laboratoire de Biochimie et Génétique
Moléculaire de I'Hépital Cochin

123 Boulevard de Port-Royal

75014 Paris

Tel : 0158411523

marc.delpech @inserm.fr

DE SAINT BASILE Geneviéve
INSERM U 768

Hopital Necker-Enfants Malades
149 Rue de Sevres

75015 Paris

Tel : 0144 49 50 80

genevieve.de-saint-basile @inserm.fr

DI DONATO Jeanne-Héléne

3C-R (Conseil pour les CRB et Biobanques)
1 Impasse des Pinsons

31780 Castelginest

Tel : 09 75 20 93 21

jhdd @wanadoo.fr

DIEVAL Annabelle

OSEO

Arche Jacques Coeur

222 Place Ernest Granier
CS 89015

34967 Montpellier Cedex 2
Tel : 04 67 69 76 00
annabelle.dieval @ oseo.fr

DUPUY Patrick

ORFAGEN

Parc Technologique du Canal
4 Rue Marie Curie

BP 22132

31521 Ramonville St Agne
Tel : 05622476 78

Fax : 05 62 24 76 86

patrick.dupuy @ orfagen.com

FERRY Antoine
Laboratoires CTRS

69 Rue d’Aguesseau
92100 Boulogne Billancourt
Tel : 01 412209 71

FRAISSE Philippe

LIRMM, UMR5506, CNRS/Université
Montpellier 2

161 rue ADA

34392 Montpelier Cedex 5

Tel : 04 67 41 85 56

Fax : 04 67 41 85 00

fraisse @lirmm.fr

GAVIRIA Manuel

NEUREVA

President & CEO

Institute for Neuroscience

CHU St Eloi

34295 Montpellier

Tel : 04 67 45 07 46 - 04 99 63 60 80
Fax :04 67 54 29 46

gaviria@neureva.com

GRANIER Luc-André
Advicenne Pharma
Espace Innovation

442 Rue Georges Besse
30000 Nimes

Tel : 04 66 21 23 35

lag@advicenne.com

GRESSIN Virginie

Actelion Pharmaceuticals France SAS
21 Boulevard de la Madeleine

75001 Paris

Tel : 01 58 62 32 32

Fax : 01 58 62 32 22

Virginie.gressin @ actelion.com

HAMEL Christian

Centre de référence maladies rares 'affections

sensorielles génétiques'

CHRU de Montpellier

Hopital Gui de Chauliac

80 Avenue Augustin Fliche

34295 Montpellier Cedex 05

Tel : 0467 330278/79

INSERM U583 ‘Physiopathologie et thérapie
des déficits sensoriels et moteurs’

Institut des Neurosciences de Montpellier
Hopital Saint Eloi

80 Avenue Augustin Fliche

BP 74103

34091 Montpellier Cedex 05

Tel : 0499 6360 10

christian.hamel @inserm.fr

JAUFFRET Philippe

UPS 3035 CNRS / Chimiothéque nationale
ENSCM

8 Rue de I'école normale

30000 Montpellier

Tel : 04 67 14 43 35

Philippe.JAUFFRET @ enscm.fr

KACZOREK Michel
Eurobiomed ¢/CMCI

2 Rue Henri Barbusse
13001 Marseille

Fax : 04 91 13 74 66

Michel.kaczorek @ eurobiomed.org



KHAU VAN KIEN Philippe

CHU de Montpellier

Laboratoire de Génétique Moléculaire
Institut Universitaire de Recherche Clinique
641 Avenue du Doyen Gaston Giraud
34093 Montpellier Cedex 05

Tel : 04 67 41 53 60

Fax : 04 67 41 53 65

P-Khau Van_Kien@chu-montpellier.fr

LASSALE Catherine

LEEM

Directeur des Affaires Scientifiques,
Pharmaceutiques et Médicales

Les Entreprises du Médicament

88 Rue de la Faisanderie

75016 Paris

Tel : 01 45 03 88 04

classale @leem.org

LEVY Nicolas

Faculté de Médecine de la Timone

PU-PH (Professeur des Universités - Praticien
Hospitalier)

Chef du service de Génétique Médicale
Hopital d'Enfants de la Timone

Directeur de I'Unité de Recherche UMR_S 910
"Génétique Médicale et Génomique
Fonctionnelle"

13385 Marseille Cedex 05

Directeur du GIS Maladies Rares
Nicolas.Levy @ univmed.fr

MEGARBANE André

Unité de Génétique Médicale
Faculté de Médecine
Université Saint Jospeh
Beyrouth

LIBAN

Tel : +961 1421252
megarbane @usj.edu.lb

MEYER Francois

Haute Autorité de Santé

Directeur de I'évaluation médicale, économi-
que et de santé publique

2 Avenue du Stade de France

93285 Saint Denis La Plaine Cedex

Tel : 015593 37 00

f.meyer@has-sante.fr

MICALLEF Joélle

Université de la Méditerranée
58, Bd Charles Livon

13284 Marseille Cedex 07
joelle.micallef @ ap-hm.fr

MOLINA Franck

SysDiag - FRE3009 - CNRS / BIO-RAD
CAP DELTA

1682 Rue de la Valsiere

CS 61003

34184 Montpellier Cedex 04

Tel : 04 67 16 66 00

franck.molina @sysdiag.cnrs.fr

MONNET Jacques

Président d'Incontinentia Pigmenti France
1 chemin de vide pot

69370 Saint Didier au Mont d'Or

Tel : 04 37 37 76 13
jacques.monnet @ sanofipasteur.com
jacques.monnet@wanadoo.fr
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NERSON Daniel

Genomic Vision

Paris Santé Cochin

29 Rue du Fbg St Jacques
75014 Paris

Tel : 0155 422 929
d.nerson @ genomicvision.com

NGUYEN Gérard
EURORDIS

Plateforme Maladies Rares
102 Rue Didot

75014 Paris
nguyenduclong @free.fr
nguyen-gerard @ orange.fr

NOTHIAS Jean-Yves

Société Générale Asset Management
Private Equity. Bureau 04d092

170 Place Henri Régnault

92043 Paris La Défense Cedex

Tel : 01 56 37 84 01

jean-yves.nothias @ sgam.com

NOURISSIER Christel
EURORDIS

Plateforme Maladies Rares

102 rue Didot

75014 Paris

Tel : 01 39 54 93 37
christel.nourissier @ eurordis.org

PARKER Samantha

Orphan Europe

70 avenue du Général de Gaulle
92058 Puteaux La Défense

Tel : 0147 73 95 29
sparker@orphan-europe.com

PESCHANSKI Marc
INSERM/UEVE UMRS861, I-STEM
GENOPOLE CAMPUS 1

5 Rue Henri Desbruéres

91030 EVRY Cedex

Tel : 01 6990 85 17

Fax : 0169 90 85 21

Igrannec @istem.fr

PETITET Edith

Direction des Programmes Innovation
Innovation Stratégique Industrielle
Chargée de Projets Santé Biotechnologie
Chimie

27 - 31 Avenbue du Général Leclerc
94700 Maisons-Alfort

Tel : 01 41 79 89 07

Fax : 01 41 79 82 60
edith.petitet @ oseo.fr

PRUSS Rebecca

TROPHOS

Parc Scientific de Luminy

Luminy Biotech Entreprises, Case 931
13288 Marseille

Tel : 04 91 82 82 82

rpruss @trophos.com
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RAPPAGLIOSI Andrea

Vice President European Government Affairs
& Head of Brussels Office

GlaxoSmithKline

Rue Wiertz 50

B-1050 Brussels

BELGIUM

Tel :+32 2282 40 54

Fax :+ 322230 99 35
andrea.g.rappagliosi @ gsk.com

RIVIER Francois

Service de Neuropédiatrie

Centre de référence maladies rares ‘Maladies
Neuromusculaires’ du Grand Sud Ouest
CHRU de Montpellier

Hoépital Gui de Chauliac

80, avenue Augustin Fliche

34295 Montpellier Cedex 05
EA4202-INSERM ERI25 ‘Muscle et
Pathologies’

Hopital Arnaud de Villeneuve

371 avenue du Doyen Gaston Giraud
34295 Montpellier Cedex 5

Tel : 04 67 33 01 82

Fax : 04 67 33 77 33

f-rivier @ chu-montpellier.fr.

ROCHE Gilles

Eurobiomed et OTECI

8 Rue des Aires

34430 Saint Jean de Védas
Tel / Fax : 04 67 47 98 32
Tel: 09 52 41 99 28

gillesroche @free.fr

ROUX Anne-Francoise

Laboratoire de Génétique Moléculaire
CHU de Montpellier

Inserm U827

IURC, Institut Universitaire de Recherche
Clinique

641 Avenue du Doyen Giraud

34093 Montpellier Cedex 05

Tel : 04 67 41 53 60

Fax : 04 67 41 53 65
anne-francoise.roux @inserm.fr

SCHWEBIG Annick

Président Directeur Général (General
Manager)

Actelion Pharmaceuticals France SAS
21 Boulevard de la Madeleine (Hall E)
75001 Paris

Tel : 01 58 62 32 32

Fax : 01 58 62 32 22
Annick.schwebig @actelion.com

TADMOURI Ghazi

Assistant Director, Centre for Arab Genomic
Studies

22252 Dubai

United Arab Emirates

Tel.: +971-4-398 6 777

Fax: +971-4-398 0 999

tadmouri @hotmail.com

TCHERNIA Gil

4 Route du buisson
78490 Grosrouvre.
gil.tchernia @ sante.gouv.fr
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THOMAS René

Genzyme

33/35 Boulevard de la Paix

Zone d'Activité du Bel Air

78105 Saint Germain en Laye Cedex
Tel : 01 30 87 25 25

Fax : 01 30 87 26 49

Rene.thomas @ genzyme.com

TIENNOT-HERMENT Laurence
AFM

1, rue de I'Internationale — BP 59
91002 Evry Cedex

Tel : 01 69 47 12 63

ltiennot @ afm.genethon.fr

TORRENT-FARNELL Josep

Directeur de la Fundacié Doctor Robert
Université autonome de Barcelone

171 Sant Antoni Maria Claret

08041 Barcelona

ESPAGNE

Tel : 00 34 93 43350 18

josep.torrent@uab.es
fundacio.dr.robert@uab.es

TOUITOU Isabelle

Unité médicale des maladies auto-inflammatoires
(Centre de référence)

Laboratoire de génétique

Péle de biologie-pathologie

Hopital Arnaud de Villeneuve

34295 Montpellier Cedex 5

Tel : 04 67 33 58 57 (Secrétariat)

Fax : 04 67 33 58 67

isabelle.touitou @igh.cnrs.fr

TOURNIER-LASSERVE Elisabeth
UMR-S 740, UFR médicale Denis Diderot
Paris7

Lab hospitalier de génétique des Maladies
Vasculaires, hopital Lariboisiere

Centre de référence CERVCO, hopital
Lariboisiere

Tel : 01 57 27 85 88
tournier-lasserve @ univ-paris-diderot.fr

TROUVIN Jean-Hugues

AGEPS — AP-HP, Péle Etablissement pharma-
ceutique des hopitaux de Paris

Professeur des Université et Praticien hospita-
lier Pharmacien

7 Rue du Fer a moulin

75221 Paris Cedex 05

Tel : 01 46 69 15 37
jean-hugues.trouvin @ eps.aphp.fr

VALLET Philippe

AFM

Directeur Adjoint

Direction Actions auprés des Familles
BP 59

91002 Evry Cedex

Tel : 0169 1322 73

pvallet@afm.genethon.fr

VAN OMMEN G.J.B.

Head, Dept. of Human Genetics
Center of Human and Clinical Genetics
Leiden University Medical Center
Director Center for Medical Systems Biology
Zone S-4-P, room S04-046

P.O.Box 9600,

2300 RC Leiden NL

Visiting: Einthovenweg 20, Leiden

Tel : +31-71-526 9401 / 9400

Fax : +31-71-526 8285

gjvo@lumc.nl
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Toutes les forces de la vie

-

Sanofi-aventis
recherche et développe
des médicaments et
des vaccins, accessibles
au plus grand nombre,
pour améliorer la vie.

@ La R&D multiplie les approches innovantes a travers les domaines
d'expertise du Groupe : Thrombose, Maladies cardiovasculaires, Diabéte, Vaccins,
Oncologie, Systéme nerveux central et Médecine interne.

@ La croissance de sanofi-aventis est batie sur une approche régionale
et sur une offre compléte . médicaments innovants, médicaments classiques, OTC,
génériques et vaccins.

- Denis Félix / Interlinks image - 2008

@ Par nature, sanofi-aventis adapte son modele de développement aux enjeux
humains et économiques du monde.

Didier Robcis / Interlinks Image - Dung Vo Trung / Interlinks Image

'sanofi aventis

L’essentiel c’est la santé.






