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Innovations et espoirs raisonnables dans la myasthénie
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Introduction : quand la recherche change la donne

La myasthénie est une maladie rare, longtemps mal comprise. Elle se caractérise par une faiblesse musculaire
fluctuante, parfois invalidante, pouvant toucher les paupiéeres, la parole, la déglutition ou encore la
respiration. Pendant longtemps, les médecins n’avaient que peu d’armes pour aider les personnes atteintes.

Nert Un tournant a eu lieu lorsque la recherche a identifié I’origine auto-

immune de la maladie : le systéme immunitaire, pour des raisons
Y Y encore mal élucidées, produit des auto-anticorps (en rouge sur le

~~ schéma).
'o Anticorps
Acétylcholine . , . N
<0 En se fixant sur les récepteurs situés a la surface des muscles, ces
Jonction neuromusculaire % ' auto-anticorps les bloquent, empéchant ainsi I'acétylcholine — le
- messager chimique libéré par le nerf — de s’y attacher. Résultat : le
Acétylcholine

Muscle signal nerveux ne passe plus correctement jusqu’au muscle.

Cette découverte a ouvert la voie a des traitements comme les corticoides ou certains
immunosuppresseurs, qui ont amélioré la survie et la qualité de vie des patients.

Un nouveau chapitre s’ouvre. La recherche médicale ne se contente plus de controler la maladie : elle
développe des thérapies ciblées, innovantes, déja disponibles pour certaines en Europe et en France, et
d’autres en phase finale d’évaluation.

L’objectif : une prise en charge plus précise, mieux tolérée, et adaptée aux besoins spécifiques de chaque
patient.
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Les avancées récentes : les biothérapies déja disponibles
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Depuis quelques années, plusieurs traitements innovants ont franchi I’étape cruciale de I'autorisation de
mise sur le marché (AMM) en Europe. Certains sont déja accessibles en France, d’autres en cours
d’évaluation. Ces thérapies ciblées transforment la maniere d’aborder la myasthénie.

Les anticorps anti-CD20

Anti-CD20 Le rituximab, déja utilisé dans d’autres maladies auto-immunes, agit en
réduisant certaines cellules immunitaires (les lymphocytes B) responsables
de la production d’anticorps pathogéenes.

Les anticorps anti-C5

Anti-C5 L'eculizumab et le ravulizumab bloguent une protéine appelée
« complément », impliquée dans I'agression des récepteurs musculaires. Ils
C ont montré une efficacité notable : diminution des poussées, amélioration

de la force musculaire, et de meilleure stabilité pour certains patients.

Les anticorps anti-FcRn

Anti-FcRn L’éfgartigimod et le rozanolixizumab représentent une nouvelle classe
XYY thérapeutique. Leur mécanisme consiste a accélérer I'élimination des
anticorps circulants responsables de la maladie. Ils sont déja autorisés au

niveau européen et en cours d’accés en France.

Ces biothérapies, bien qu’encore colteuses et parfois réservées a des cas spécifiques, montrent que la
recherche peut déboucher sur des solutions concréetes, accessibles dans le cadre d’un suivi médical
spécialisé.

Tous ces traitements ont un point commun : ce sont des anticorps produits en laboratoire, appelés
anticorps monoclonaux, capables de reconnaitre une cible précise dans le systeme immunitaire.

Grace a cette précision, ils agissent plus efficacement, avec souvent moins d’effets indésirables.
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Les perspectives tres proches : essais de phase III et nouvelles stratégies
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Si certaines thérapies sont déja disponibles, d’autres sont en cours d’évaluation dans des essais
clinigues de phase lll, c’est-a-dire au stade final avant une éventuelle mise sur le marché.

Parmi elles, de nouvelles générations d’anticorps anti-FcRn et d’anticorps dirigés
contre des composants du complément sont en développement. Les premiers
résultats publiés sont encourageants : amélioration de la force musculaire,

diminution des symptomes au quotidien, et tolérance acceptable.

Une autre piste explorée concerne la voie orale : au lieu d’injections intraveineuses ou

sous forme de comprimé. Si cette approche se confirmait, elle représenterait une

sous-cutanées, certains chercheurs étudient la possibilité de proposer un traitement %
avancée pratique majeure en termes de confort et d’acceptabilité pour les patients.

Mais la recherche ne s’arréte pas la. Une approche plus audacieuse commence a
émerger : les CAR-T cells. Il s’agit d’une thérapie cellulaire issue de
I'immunothérapie utilisée dans certains cancers. Le principe : prélever les cellules
immunitaires du patient, les « reprogrammer » en laboratoire pour qu’elles ciblent
spécifiqguement les cellules responsables de la maladie, puis les réinjecter.

Dans la myasthénie, ces essais sont encore trés préliminaires. Mais ils ouvrent une voie nouvelle : celle
de thérapies potentiellement capables de modifier durablement le cours de la maladie. Il est toutefois
essentiel de rester prudent : ces approches sont complexes, colteuses, et encore en phase
exploratoire.

Une qualité de vie qui s’améliorera pas a pas

Toutes ces innovations n’effacent pas la myasthénie, mais elles changent
progressivement la maniére de la vivre. En réduisant les crises, en
diminuant le recours a certains traitements lourds et en offrant des
approches plus ciblées, elles devraient permettre d’envisager le quotidien
avec la maladie de fagon plus stable et plus sereine.

Pour de nombreux patients, cela représentera moins d’incertitudes, plus

de continuité dans la vie personnelle et professionnelle, et surtout la

perspective d’un avenir mieux controlé.
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Conclusion : un chemin d’espoir réaliste

‘ La recherche en myasthénie illustre parfaitement le chemin parcouru par la médecine
@l moderne : partir d’'une maladie rare et mal connue, découvrir ses mécanismes, puis
g‘"”'ﬁ § développer des traitements de plus en plus précis.

Aujourd’hui, des anticorps ciblés comme le rituximab, I’eculizumab, le ravulizumab,
I’éfgartigimod ou le rozanolixizumab sont déja disponibles en Europe, et certains en France.
D’autres, en phase finale d’essai, devraient rejoindre bient6t I'arsenal thérapeutique. Et des
approches encore plus novatrices, comme la voie orale ou les CAR-T cells, laissent entrevoir de
nouvelles pistes.

Il ne faut pas attendre de miracle immédiat : chaque avancée demande du temps, de la validation
scientifique et un acces progressif pour les patients. Mais la trajectoire est claire : grace a la
recherche, la myasthénie peut étre mieux contrdlée, et la vie avec la maladie envisagée avec plus
de sérénité.

Par Pierre BOULANGER - 21/09/2025

4, impasse des marcassins F-60520 LA CHAPELLE EN SERVAL

m
E-mail : association.amis@myasthenie.com Ees Mgt s At



