
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie avec les nouvelles thérapeutiques / quid des patients non éligibles ?

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs
de CFTR

Olivier Le Rouzic, Lille

15e Journées Francophones Alvéole – mars 2024



Liens d’intérêts
Honoraires, prises en charges…

• AstraZeneca
• Boehringer Ingelheim
• Chiesi
• CSL Behring
• GlaxoSmithKline
• Mayoli
• MSD

• Mylan
• Novartis
• Pfizer
• Vertex
• Vitalaire
• Zambon

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie

Investigateur principal pour études du laboratoire Vertex



La mucoviscidose

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie



La mucoviscidose

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie



Une amélioration progressive de la survie
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Clancy Am J Respir Crit Care Med 2012 ; 186 : 593



Regard Cells 2022 ; 11 : 1769

Les mutations CFTR
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La révolution des modulateurs

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie



Regard Cells 2022 ; 11 : 1769

Une proportion importante de patients éligibles
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diaposi2ve fournie par le Pr Burgel



d’après présentation I. Sermet-Gaudelus (Paris) JSM 2021

Un impact immédiat
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« En moins de deux heures, j’ai remarqué des premiers changements sub:ls. Le 

mucus dans mes poumons a commencé à changer. J’ai entendu de pe:ts 

craquements. J’avais l’impression que quelque chose de profond se lâchait. En 

l’espace de quatre heures, j’ai commencé à tousser presque constamment, ce 

mucus a commencé à glisser hors de mes poumons avec une facilité que je ne 

savais pas possible. « La purge » commençait. Et je savais que ma vie ne serait 

jamais comme avant..... »



Middleton New England J Med 2019 ; 381 : 1809 

Elexacaftor – Tezacaftor – Ivacaftor (ETI) et VEMS
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diapositive fournie par le Dr Audousset



Middleton New England J Med 2019 ; 381 : 1809 

ETI et exacerbations
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ETI et exacerbations
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diapositive fournie par le Dr Audousset



Middleton New England J Med 2019 ; 381 : 1809 

ETI et qualité de vie
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Martin J Cys Fib 2022 ; 21 : 489

ETI chez patients candidats à la greffe pulmonaire
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ETI chez patients candidats à la greffe pulmonaire
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Une chute des transplantations pulmonaires
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Une reprise d’activité physique
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diapositive fournie par le Dr Audousset



Un essor des grossesses 
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Des projets professionnels
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53% des hommes 
exercent une activité 

professionnelle



Les mots des patients
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Je n’ai plus besoin de penser au retour quand je pars marcher sur la 
plage.

Je n’ai pas besoin de lutter pour faire les choses simples de la vie 
quotidienne.

J’ai retrouvé le plaisir de manger.

C’est quand ça va mieux qu’on se rend compte des efforts qu’on 
réalisait pour s’adapter.

diapositive fournie par le H. Lecomte



Les mots des patients
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Martin Respir Med Res 2021 ; 80 : 100829



Un gain de vie
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Amélioration majeure des symptômes

Amélioration de l’état nutritionnel

Allègement de la charge thérapeutique

Projec;on dans l’avenir



Mais…
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Changements d’habitudes alimentaires
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Martin J Cys Fib 2022 ; 21 : 489



Des comorbidités qui augmentent
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Les comorbidités liées à l’allongement de la vie

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie



Les comorbidités liées à l’allongement de la vie

La mucoviscidose à l’ère des modulateurs de CFTR
Session - Mucoviscidose : un nouveau sens de la vie



Un suivi microbiologique plus complexe
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Des effets indésirables
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• Cytolyse hépa:que 
• Augmenta:on de la bilirubine
• Rash cutané 

• Plus fréquent chez la femme sous 
contracep4fs hormonaux systémiques

• Interac:ons médicamenteuses
• Cataracte (pédiatrie++)
• Trouble du sommeil 
• Trouble thymique 

diapositive fournie par le Dr Audousset



Des effets indésirables connus 
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diapositive fournie par le Dr Audousset



Des effets indésirables à préciser
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Des projets professionnels à reconstruire
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46,5% des femmes 
exercent une activité 

professionnelle



Des patients non éligibles
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Burgel J Cys Fib 2022 ; 21 : 489



Réorganiser les CRCM
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Projet HORIZON



Les maux des patients
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Je ne me reconnais plus, j’ai grossi trop vite.

J’ai changé trop vite, je perds mes repères.

J’ai peur que la muco revienne, que le traitement ne 
fonctionne plus avec le temps.

diapositive fournie par le H. Lecomte



Une vigilance à maintenir
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Des comorbidités nouvelles

Des effets indésirables à surveiller

Reconstruire projet de vie

Des CRCM à réorganiser
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