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Quelle est la problématique de votre recherche ? 

Les données concernant le risque pour les enfants après une exposition aux modulateurs de 
CFTR pendant la grossesse sont limitées. Les données disponibles à ce jour sont assez 
rassurantes en termes d'effets malformatifs ou d'effets indésirables néonatals immédiats, 
mais ces résultats doivent être confirmés. 
 

Pourquoi est-ce important ?  

Elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (Kaftrio), conçus comme modulateurs du régulateur de 
conductance transmembranaire de la mucoviscidose, ont considérablement amélioré les 
résultats cliniques et la qualité de vie des personnes atteintes de mucoviscidose, permettant 
à davantage de femmes d'envisager une grossesse. Cependant, les prescripteurs et les 
patientes s'interrogent fréquemment sur les risques inhérents à cette exposition pour les 
enfants.  
 

Quels sont les travaux réalisés ?  

Nous avons mené une étude observationnelle multicentrique incluant les grossesses en cours 
signalées à nos structures nationales de référence, le Réseau Français des Centres de 
Pharmacovigilance et le Centre de Référence sur les Agents Tératogènes, entre 2018 et 2023. 
Toutes les grossesses signalées ont fait l'objet d'un suivi et les résultats de grossesse ont été 
recueillis deux mois après la naissance afin de détecter les issues défavorables, les 
malformations congénitales et les manifestations néonatales anormales.  
 

Quels sont les résultats ?  

Nous avons recensé 58 grossesses en cinq ans (environ 50 % des grossesses chez les patientes 
atteintes de mucoviscidose en France). Il y a eu 53 naissances vivantes, quatre avortements 
spontanés et un avortement médicamenteux (fœtus atteint de mucoviscidose). Le risque de 
malformation congénitale après exposition aux modulateurs de CFTR était similaire à celui 
observé dans la population générale. Trois effets indésirables néonatals d’origine non 
identifiée, touchant les poumons et les muscles, sont apparus quelques heures ou quelques 
jours après la naissance, suggérant un éventuel « phénomène de sevrage » lié à l'arrêt soudain 
du traitement à la naissance. Le risque de cataracte, précédemment rapporté avec ces 
médicaments, n'a pas été observé.  
 

Que cela signifie-t-il et pourquoi faut-il rester prudent ?  

Cette série de cas prospective ne suggère pas un taux élevé de malformations congénitales ou 
d'effets indésirables néonatals dans les grossesses exposées aux modulateurs de CFTR.  
 

Quelles sont les perspectives ? 
En l'absence de données cliniques actuelles sur la santé à long terme des enfants exposés in 
utero aux modulateurs de CFTR, un suivi préventif peut être recommandé afin de surveiller 



les résultats cliniques potentiels et d'assurer la détection précoce de tout effet retardé lié à 
l'exposition prénatale. 
 

Lien vers le manuscrit original sur PubMed :  

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/40544114/ 
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