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LES BIOTHÉRAPIES INNOVANTES
UNE FILIÈRE D’AVENIR AU SERVICE DE L’INTÉRÊT GÉNÉRAL
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BILAN DU FONDS

BIOTHÉRAPIES INNOVANTES ET MALADIES RARES



Incubateurs

€50-200k

Business Angels

€100-500k

Amorçage

Recherche préclinique Développement clinique Mise sur le marché 

Commercialisation
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InnoBio et InnoBio 2 (+300 M€)

Ticket jusqu’à 10 M€

Large Venture (1 Md€)

Ticket: 10-30 M€ 

Capital risque

Growth capital

Positionnement des fonds d’investissement en Sciences de la vie gérés par Bpifrance

Fonds Biothérapies Innovantes 

et Maladies Rares (50 M€)

Ticket jusqu’à 5 M€



⚫ Un fonds de 50 M€ créé en 2013

⚫ 60% apportés par l’AFM-Téléthon 

⚫ 40% par le Fonds National d’Amorçage (FNA), géré par Bpifrance dans le cadre du 

Programme d’investissement d’avenir (PIA) 

⚫ Soutenir le développement de nouvelles biothérapies et permettre aux patients 

atteints de maladies rares l'accès aux traitements innovants.

⚫ Fonds d’amorçage

⚫ Entreprises du domaine des thérapies innovantes ciblant les maladies rares

⚫ Primo-investissements de 1 à 5 M€

⚫ 7 investissements suivis de 2 introductions en bourse * dont d’une cession totale *

Le Fonds Biothérapies innovantes et Maladies rares, un fonds d’amorçage de 50 M€

Souscripteurs

Mission

Périmètre

Portefeuille

Ribogenics

* **



Stratégie et vision du fonds

⚫ Un fonds d’investissement dédié aux Sciences de la vie deeptech

⚫ Un investisseur de long terme et une capacité de réinvestissement aux tours suivants pour 

accompagner le développement des entreprises

⚫ Des co-investissements minoritaires aux cotés de fonds publics et privés internationaux 

renommés :



7
sociétés

en portefeuille

6
financées 

en amont par

l’AFM Téléthon

9
LISTED COMPANIES

- - -

1 N A S D A Q

100% 
Maladies rares

Sociétés de 

1 à 60 employés

1 
produit ayant 

obtenu 

l’AMM

3
Thérapies 

géniques

Caractéristiques des entreprises en portefeuille

9
Essais 

cliniques 

financés Aires 

thérapeutiques

• Myopathies

• Ophtalmologie (3 sociétés)

• Maladie de Wilson

• Maladies neurodégénératives

• Maladies inflammatoires et 

auto-immunes

Biothérapies 

innovantes

3
thérapies 

géniques

3
Petites 

molécules

1
Oligonucléotide

antisens



8

Ophtalmologie

Thérapie génique

▪ IPO Euronext (2016)

▪ Montant levé :  102,8 M€ depuis 2012

PRODUIT

▪ Indication : Neuropathie optique héréditaire de Leber 

▪ GS010 – Phase 3

Maladies rares

Chélateur du cuivre– Petite molécule

▪ Société privée

▪ Montant levé : 20,3M€ depuis 2011

PRODUIT

▪ Indication : Maladie de Wilson

▪ Cuprior – Phase III

Ophtalmologie

Thérapie génique

▪ Société privée

▪ Montant levé : 15,5 M€ depuis 2015

PRODUIT

▪ Indication : Rétinopathie pigmentaire

▪ SPVN06 – identifié comme le candidat clinique

Ophtalmologie

Thérapie génique

▪ Reverse Merger sur le Nasdaq (2016)

▪ Levée : 322 M$

PRODUIT

▪ Adeno-associated virus (AAV) 

▪ Traitement du déficit en alpha-1-antitrypsine (A1AT), 

de l'angio-oedème héréditaire (AOH) des maladies 

rares et  de la dégénérescence maculaire humide 

liée au vieillissement (DMAA).

Myopathies rares

Oligonucléotide antisens

▪ Société privée

▪ Montant levé : 50,5 M€ depuis 2016

PRODUIT

▪ Indication : Myopathies centronucléaires

▪ Dyn101- oligonucléotide antisens

Maladies inflammatoires et auto-immunes

Petites molecules

▪ Société privée

▪ Montant levé : 16 M€ depuis 2014

PRODUIT

▪ Immunomodulateur ciblant la  la cytidine triphosphate synthase 1 

(CTPS1)

Maladies neurodégénératives 

Petites molécules
▪ Société privée

▪ Levée de 220K €

PRODUIT

▪ Indication : Amyotrophie spinale

▪ Identification du candidat médicament 

Ribogenics

Investissement dans 7 sociétés























Developing Vision-Saving Treatment

www.sparingvision.com
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France Europe US World

RP patients 40,000 110,000 95,000 2 million

Dry AMD patients 850,000 18 million 14 million 22,5 million

US
67,857 

RP patients 
0.83% 
AGR to 

2026

India
571,892

RP patients 
1.13% 
AGR to 

2026

Japan
29,203 

RP patients 
-0.30% 
AGR to 

2026

China
1,363,686

RP patients
0.25% 
AGR to 

2026

Italy
15,502 

RP patients 
0.10% 
AGR to 

2026

Spain
12,141 

RP patients
0.64% 
AGR to 

2026

Germany
20,181 

RP patients 
-0.21% 
AGR to 

2026

France
44,856 

RP patients
0.33% 
AGR to 

2026

UK
13,233 

RP patients 
0.48% 
AGR to 

2026
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Retinitis pigmentosa

Usher syndrome
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World-class expertise and technology licensed from several leading universities

Groundbreaking therapy for retinitis pigmentosa (RP)

Orphan indication with high unmet medical need

Market authorization filing within 5 years

Single gene therapy for many forms of RP and potential for treating dry AMD

Series A €15.5 M investment to date
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Genetic disease caused by mutations in at least 65 distinct identified genes (71 loci) - 2 

million patients worldwide

▪ Retinitis Pigmentosa, Autosomal dominant  

23 loci, 22 identified genes (45%, 900,000 patients) 

RHO, RP1/9, RPE65, RhoPro23His causes 10% of adRP in US Caucasians…

▪ Retinitis Pigmentosa,  Autosomal recessive

43 loci 41 identified genes (45% 900,000 patients) 

LRAT,  RPE65, RLBP1,USH2A, PDE6A/B/G…

▪ Retinitis Pigmentosa, X-linked

5 loci, 3 identified genes (10%, 200,000 patients)

RPGR, RP2…
https://sph.uth.edu/retnet/disease.htm
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Loss of rods
Loss of cone
outer segment

Retinal degeneration

Normal vision Rod loss Cone loss

Normal eye
Retinitis 

Pigmentosa

Loss of cone

Mutations in rod photoreceptor 
transcripts

RdCVF
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• The secreted neurotrophic factor

Rod-derived Cone Viability Factor (RdCVF), is required for 

maintenance of cone viability

• Once there is severe loss of rods, 

RdCVF is no longer present to provide protection, loss of cone 

function and cell death ensues, 

leading to blindness

• RdCVF has been proven to protect cones in several animal models of RP
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Ait-Ali et al., Cell 161, 817 (2015)
Byrne et al., The Journal of clinical investigation 125, 105 (2015)

D
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Age (years)
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4% reduction/year

°

Projection in patients suffering from retinitis pigmentosa: 

44 years of preservation of central vision

Ellipsoid zone
OPSIN

CONE

Ellipsoid zone
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Intellectual Property and Licenses

8 international patent families

RdCVF

Basigin receptor

1 new patent co-ownership

Exclusive license agreement completed

New licenses in negotiation for pipeline of new products
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Overall Development Plan

2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2025 - SPVN06 Launch    

Creation

Orphan Drug  
Designation         
on

French 
National
Scientific 
Advice

CTA
IND

Phase 1 / 2
results

Phase 3
results

PoC

CMO Process 
development
Start 

Agency 
consultations*

• RP natural 
history study 
results

• Prospective 
study BLA 

EMA-FDA
Meetings on phase 
III design

MAA 

ATU (ANSM)
First commercial 
sales (FR)

End of phase 
2 meetings

* EMA-FDA parallel advice or
Sequential EMA SA + FDA Interact
*Eunet HTA parallel consultation

EMA SME 
Status2004

Identification
of RdCVF 

2009
Benefit on RP models

2010
Demonstration
of  protective effect

2015
Mode of action 

Preclinical

Laureate & Grand 
prix

FIH
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Rod specific mutations

Rod degeneration

Cone degeneration

Loss of day 
vision

Loss of night
vision

Blindness

Photoreceptors function compensation

Optogenetics 
Regenerative cell therapy
Artificial Retina (prostheses) 

Corrective gene therapies
Dependant of mutated gene

Trophic factor RdCVF
SPVN06-SparingVision R

etin
a
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eg
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n

Recombinant protein
Small molecule

Can be dependant
of mutated gene
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New Drug Approvals Expected to Drive RP Market Growth During 
the Next Decade

(Q4 2017) Spark’s Luxturna (voretigene neparvovec-rzyl) Receives FDA Approval

Luxturna becomes the first gene therapy licensed for RPE65-mediated RP in the US

(Q3 2018) Novartis’ Luxturna (voretigene neparvovec-rzyl) to Receive EMA Approval

Luxturna to become the first gene therapy licensed for RPE65-mediated RP in the 5EU

(Q4 2020) Topline FIH for SparingVision’s SPVN06 (US, FR)

First gene therapy  for all RP patients 

(Q1 2021) Topline Phase III Data for Novelion’s Zuretinol Acetate (US, 5EU)

Topline data from Phase III study will position zuretinol acetate for early 2021 approval

(Q3 and Q4 2021) Novelion’s Zuretinol Acetate to Receive FDA and EMA Approval

Zuretinol acetate set to become the first synthetic retinoid compound licensed for RP

(Q4 2022) Topline Phase III Data for jCyte’s Stem Cell Therapy (US)

Topline data from Phase III study will position stem cell therapy for 2023 approval

(Q4 2023) Topline Phase III Data for SparingVision’s SPVN06 (US, EU)

First gene therapy  for all RP patients 
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RP pipeline
weak and diverse 

68 drugs in all stages of development
6% late-stage drugs
Gene therapy dominates the early stage pipeline   

RP given priority in 
ophthalmology R&D

RP stands 20th for clinical trials in ophthalmology 
102 clinical trials  ( 2%  ophthalmology trials )

Compared with AMD with over 840 clinical trials

Approval of novel 
therapies expected

Launch of Spark Luxturna, first FDA approved gene therapy, will very 
partially fulfill the huge unmet need for a curative 
pharmacotherapy in RP

Industrial challenge In Europe, AAV gene therapy is an industrial challenge from 
production to clinical validation
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Innovative gene therapy treatment, RdCVF an entirely new approach 

addressing 100% RP patients

Single injection under the retina, providing patients with long-lasting 

efficacy

Rare disease indication with potential larger market in dry AMD

Seeking new investor to join current syndicate to take SPVN06 through 

major value inflection points



June 2019 36



June 2019 37



June 2019 38

Florence Allouche, Pharm D. , MBA

President of SparingVision

fag@sparingvision.com

@sparingvision

55 rue de Lyon
75012 Paris - France 

“We have been excited about this therapy’s potential for saving 
vision and therefore committed significant resources to boost its 
development.” Foundation Fighting Blindness

Prix TRAJECTOIRES HEC 2017

Woman of the year

Laureate & Grand Prix





LES MALADIES RARES

PLUS DE 7000 MALADIES RARES :

3 MILLIONS DE PERSONNES EN FRANCE

300 MILLIONS DANS LE MONDE

80% D’ORIGINE GÉNÉTIQUE

• SÉVÈRES (50% FATALES)

• CHRONIQUES, INVALIDANTES (1 SUR 2)

• 2 SUR 3 AVANT L’ÂGE DE 2 ANS

3ÈME CAUSE DE MORTALITÉ :

• PLUS QUE DIABÈTE ET MALADIES INFECTIEUSES RÉUNIES

• 1/3 DES DÉCÈS D’ENFANTS

$ (milliards)

2000: 20

2006:    45

2014:    97

2020:          176  (20% des médicaments ?)

Marché des maladies rares

Evaluate Pharma 2017 



MALADIES RARES

ADRÉNOLEUCODYSTROPHIE

BÉBÉS BULLES

PROGÉRIA

RÉTINITE PIGMENTAIRE

EPIDERMOLYSE BULLEUSE

ATTEINTES CARDIAQUES DES

MALADES NEUROMUSCULAIRES

MALADIES FRÉQUENTES

MALADIES NEURO-DÉGÉNÉRATIVES

MALADIES DU SANG

EFFETS SECONDAIRES DES TRITHÉRAPIES ET

CHIMIOTHÉRAPIES

MALADIES OCULAIRES FRÉQUENTES (DMLA)

MALADIES DE LA PEAU, ULCÈRES LIÉS AU

DIABÈTE, …

MALADIES CARDIAQUES

LES MALADIES RARES
MODÈLES POUR LES MALADIES FRÉQUENTES



MALADIES RARES ET BIOTHERAPIES INNOVANTES: 

LE RÔLE DE L’AFM-TÉLÉTHON

Notre pays est en pointe et ceci particulièrement grâce à l'investissement de plus de 1,3 milliard € par

I’AFM-Téléthon et qui a représenté pendant longtemps 70% des investissements dans ce secteur en France

(Rapport Innovation Santé 2015, Plaidoyer pour les sciences du vivant; LEEM Recherche; nov. 2007)

Une stratégie d’intérêt général qui 

bénéficie à l’ensemble des maladies rares.



LE RÔLE PIONNIER DE LA FRANCE

DANS L’EMERGENCE DES BIOTHERAPIES

• STRIMVELIS ® ADA-SCID

• KYMRIAH ® LEUCÉMIES (LAL)

• YESCARTA ® LYMPHOME (LNH)

• LUXTURNA ® AMAUROSE DE LEBER

• IMLYGIC ® MÉLANOME (HSV1-GM-CSF)

• ZOLGENSMA ®

•

(Ledley et al. Gene Therapy 2013)

« LA THÉRAPIE GÉNIQUE ARRIVE À MATURITÉ » 

~ 3000 ESSAIS

PHASE III : > 100

AMYTROPHIE SPINALE INFANTILE

ZYNTEGLO ® (BETA-THALASSEMIE)

● GLYBERA®, AAV-LDL (AMM EU Oct.2012; retiré 21 
avril 2017)



• STRIMVELIS ® ADA-SCID

• KYMRIAH ® LEUCÉMIES (LAL)

• YESCARTA ® LYMPHOME (LNH)

• LUXTURNA ® AMAUROSE DE LEBER

• IMLYGIC ® MÉLANOME (HSV1-GM-CSF)

• ZOLGENSMA ®

•

(Ledley et al. Gene Therapy 2013)

« LA THÉRAPIE GÉNIQUE ARRIVE À MATURITÉ » 

AMYTROPHIE SPINALE INFANTILE

ZYNTEGLO (BETA-THALASSEMIE)

40 médicaments de thérapie génique seront 

sur le marché à horizon 2022 (source FDA)

LE RÔLE PIONNIER DE LA FRANCE

DANS L’EMERGENCE DES BIOTHERAPIES

En rouge: technologie développée ou 
soutenue directement ou 
indirectement par l’AFM-Téléthon

● GLYBERA®, AAV-LDL (AMM EU Oct.2012; retiré 21 avril 2017) 

~ 3000 ESSAIS PHASE III : > 100



Premiers projets 

> 1995

Oligonucléotides Antisens
Duchenne → Amyotrophie spinale

Sarepta: 
(AMM US
Refus EU)

Biogen: Spinraza ®
(AMM US/EU)



Pathologie Gène cible Agent thérapeutique
Stade de 

développement

b-thalassémie HBB molécule trans-épissage clones minigènes Alzheimer/Taupathies MAPT molécule trans-épissagelignées cellulaires

Cancer BRCA1, PTCH1oligos antisens clones minigènes oligos antisens, molécule

Mucoviscidose CFTR U1snARN clones minigènes Cancer BCL2L1, FGFR1, oligos antisens souris

Duchenne dystrophine oligos antisens chien GRMD MDM2, MCL1 lignées cellulaires

Hémophilie Fact IX, VII U1snARN clones minigènes multiple molécules lignées cellulaires

Fanconi FANCC U1snARN cellules de patients Amyotrophie spinale infant.SMN2 oligos antisens, molécule Phase I-III
Rétinites pigmentaires Rho, RPGR U1snARN cellules de patients

Alzheimer BACE1, muAPP oligos antisens lignées cellulaires, souris

b-thalassémie HBB oligos antisens souris SOD1 oligos antisens Phase I

Cancer BRCA2 oligos antisens clones minigènes Cancer CDKNA, MYC molécules Phase I

Insuf.  congénitale  surrén.CYP11A oligos antisens clones minigènes BCL2, TGF b ,custérine oligos antisens Phase III

Mucoviscidose CFTR oligos antisens, molécule cellules de patients

eIF-4E, RNR, Akt-1, 

survivine oligos antisens Phase I, Phase II
Duchenne dystrophine oligos antisens cellules de patients ERBB2, SRA1,TERT, oligos antisens lignées cellulaires
Dystrophie de Fukuyama FKTN oligos antisens souris STAT3 oligos antisens souris
Insuffisance en GH GHR oligos antisens clones minigènes VEGF+kinésine, dsARN Phase II

Progeria (HGPS) LMNA oligos antisens souris DMLA IRS-1, kinase C-Raf oligos antisens Phase III, Phase I
Dystrophie myotonique DMPK oligos antisens souris REDD-1, RTP801 dsARN Phase II
Neurofibromatose NF1 oligos antisens cellules de patients Hyperlipidémie familia. APOB oligos antisens Mipomersen/Kinamro
Niemann-Pick C NPC1 oligos antisens cellules de patients Asthme, colite IL4/5RA,+CCR3, ICAM-1 oligos antisens Phase I, Phase II
Usher USH1C oligos antisens souris Rétinite à CMV IE2 oligos antisens Fomiversen/Vitravene

Chorée de Huntington HTT oligos antisens souris
Cancer BRCA1 oligos antisens cellules de patients Sclérose en plaques CD49D oligos antisens Phase II

Neurofibromatose NF1 molécule cellules de patients Diabète de type II PTP1B, GLP-1R, SGLT1 oligos antisens Phase II, Phase I

Albinisme oculaire de type1GRP143 oligos antisens cellules de patients Myasthénie AChE oligos antisens Phase II

Albinisme oculaire I GRP143 oligos antisens cellules de patients

Myopathie de Duchenne dystrophine oligos antisens 2'OM Phase III HCV miRNA122 oligos antisens Phase I

oligos antisens Morpholino Phase II Œdème maculaire diabét. VEGF siARN Phase II

Epidermolyse bulleuse COL7A1 oligos antisens cellules de patients

Myopathie de Myoshi DYSF oligos antisens cellules de patients Myopathie de Duchenne dystrophine Molécule Ataluren

TRANSLECTURE DE CODONS STOP

CORRECTION D'EPISSAGES ABERRANTS

Dérégulation de l'épissage alternatif

Saut d'exon

Mutations d'épissage

Sites cryptiques d'épissage

Séquences régulatrices

INVALIDATION DE L'EXPRESSION DE GENES (+/- RNase H)

Inotersen, neuropathies à TTR

Une nouvelle médecine: modulation de l’ARN
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