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Résumé du Projet de Stage (en 300 mots maximum, mots clés en gras)

L'audition, I'équilibre et la vision sont essentiels a la communication, a la mobilité et aux interactions sociales.
Pourtant, de nombreux troubles sensoriels héréditaires, comme le syndrome d’Usher (premiére cause de surdité
congénitale associée a une cécité progressive), restent sans traitement curatif. Ce syndrome représente un modele
relevant pour étudier I'impact des mutations génétiques sur les cellules sensorielles de I'oreille interne et de la
rétine, et pour développer des approches thérapeutiques innovantes. Malgré les avancées en thérapie génique et
édition du génome, des défis persistent : efficacité de la délivrance dans des cellules spécialisées, durabilité des
effets et sécurité des traitements.

L’objectif de ce projet de Master est de contribuer au développement et a I’évaluation de stratégies de thérapie
génique ciblant les troubles sensoriels, en utilisant des modeles murins établis et cliniquement pertinents. Le travail
portera sur (1) la caractérisation de I'efficacité du transfert de génes thérapeutiques, (2) I'évaluation des effets
induits a I’échelle moléculaire et cellulaire, (3) I'analyse fonctionnelle des organes sensoriels ciblés. Cela inclut
I’évaluation de la restauration de I'expression génique, I'analyse de la structure et de I'organisation cellulaire, ainsi
que la participation a l'interprétation de mesures fonctionnelles. L’étudiant(e) sera formé a un large éventail de
techniques expérimentales, notamment la préparation de tissus pour des analyses en biologie moléculaire (PCR,
transcriptomique), en biochimie, et en immunohistochimie. L’accés a des approches d’imagerie avancée et a des
outils d’analyse de données sera également proposé, ainsi que la participation a des expériences in vivo et a des
collaborations multidisciplinaires.

Ce projet sera mené dans un environnement de recherche interactif, a I'interface des neurosciences, de la biologie
moléculaire et de la recherche translationnelle. Il offrira a I'étudiant(e) une formation compléete, alliant
compétences techniques, conception expérimentale et analyse critique des données, tout en illustrant le passage
de la recherche fondamentale a des applications thérapeutiques.
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