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Summary 

Myelodysplastic neoplasms (MDS) represent a 

heterogeneous group of acquired clonal 

hematopoietic stem cell disorders characterized by 

peripheral cytopenias and a risk of leukemic 

transformation. This narrative review aims to 

synthesize recent data on the classification, 

diagnosis, prognosis, and management of MDS, with 

a particular focus on the African context, where 

access to diagnostic tools (cytogenetics, molecular 

biology) and innovative therapies remains very 

limited. We conducted a literature search on PubMed 

and Science Direct (January 2010 to December 

2024) using the keywords 'myelodysplastic 

neoplasms', 'MDS', 'diagnosis', 'prognosis', 

'treatment', and 'Africa'. A total of 53 articles were 

included and critically analyzed to develop a 

qualitative narrative synthesis. The diagnosis of 

MDS relies on the association of cytopenia, bone 

marrow dysplasia, and/or an increase in blasts, 

confirmed by cytogenetics and molecular biology. 

The WHO 2022 classification and the molecular 

prognostic score Molecular International Prognostic 

Scoring System (IPSS-M), which integrates 

mutations in 16 genes to refine prognostic 

stratification compared to IPSS-R, have recently 

transformed management. In low-risk MDS, 

treatment aims to correct anemia (erythropoiesis-

stimulating agents, lenalidomide in MDS with 

del(5q), luspatercept). For high-risk MDS, 

azacitidine and allogeneic hematopoietic stem cell 

transplantation (HSCT) remain the therapeutic 

cornerstones, although combinations (e.g., 

Résumé 

Les néoplasies myélodysplasiques (NMD), 

hémopathies clonales acquises de la cellule souche 

hématopoïétique sont caractérisées par des cytopénies 

périphériques et un risque de transformation 

leucémique. Cette revue narrative vise à synthétiser 

les données récentes sur les NMD, avec un intérêt 

particulier pour le contexte africain, où l'accès aux 

outils diagnostiques et aux thérapies innovantes reste 

très limité. Une recherche bibliographique a été 

conduite sur PubMed et Science Direct (janvier 2010 

à décembre 2025) en utilisant les mots-clés 

'myelodysplastic neoplasms', 'MDS', 'diagnosis', 

'prognosis', 'treatment', et 'Africa'. Au total, 53 articles 

ont été inclus et analysés. Le diagnostic des NMD 

repose sur l'association d'une cytopénie, d'une 

dysplasie médullaire et/ou d'une augmentation des 

blastes, avec confirmation par cytogénétique et 

biologie moléculaire. La classification OMS 2022 et 

le score pronostique moléculaire IPSS-M (Molecular 

International Prognostic Scoring System), qui intègre 

les mutations de 16 gènes pour affiner la stratification 

pronostique par rapport à l'IPSS-R, ont récemment 

transformé la prise en charge. Dans les NMD de 

faible risque, le traitement vise à corriger l'anémie 

(agents stimulant l'érythropoïèse, lénalidomide dans 

les NMD avec del (5q), luspatercept). Pour les NMD 

de haut risque, l'azacitidine et l'allogreffe de cellules 

souches hématopoïétiques (CSH) restent les piliers 

thérapeutiques, bien que des combinaisons (par 

exemple, l'association venetoclax + azacitidine) soient 

en cours d'évaluation. Les principaux défis incluent la 

résistance aux traitements, la gestion des comorbidités 
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venetoclax + azacitidine) are under evaluation. 

Major challenges include treatment resistance, 

comorbidity management, and, particularly in 

Africa, the very limited access to innovative 

therapies, essential drugs like azacitidine, and 

transplant platforms. The management of MDS has 

evolved toward precision medicine, integrating 

molecular data for prognosis and therapeutic 

decision-making. Allogeneic HSCT remains the only 

curative treatment for eligible high-risk patients. 

Efforts are needed to improve access to molecular 

diagnostics and innovative therapies, particularly in 

Africa.  
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et, particulièrement en Afrique, l'accès très limité aux 

thérapies innovantes, aux médicaments essentiels 

comme l'azacitidine, et aux plateformes de greffe. La 

prise en charge des NMD a évolué vers une médecine 

de précision, intégrant les données moléculaires pour 

le pronostic et le choix thérapeutique. L'allogreffe de 

CSH demeure le seul traitement curatif pour les 

patients éligibles à haut risque. Des efforts sont 

nécessaires pour améliorer l'accès aux diagnostics 

moléculaires et aux thérapies en Afrique.  
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Introduction  

Les néoplasies myélodysplasiques (NMD) 

constituent un groupe hétérogène d'hémopathies 

clonales myéloïdes acquises à partir de la cellule 

souche hématopoïétique. Ces pathologies 

touchent principalement les sujets âgés, avec un 

âge médian au diagnostic de 70 ans. L'incidence 

moyenne est de 4 cas pour 100 000 habitants par 

an, augmentant avec l'âge pour dépasser 30 cas 

pour 100 000 après 70 ans (1-3). Dans 90 % des 

cas, les NMD sont idiopathiques ; les formes 

secondaires sont généralement liées à une 

chimiothérapie antérieure, à une exposition 

toxique (benzène, pesticides) ou à une 

irradiation. Les NMD se caractérisent par une 

hématopoïèse inefficace, des altérations 

génétiques et épigénétiques, ainsi qu'une 

dérégulation immunitaire. L'objectif 

thérapeutique dépend du risque de la maladie : 

améliorer la qualité de vie dans les formes de 

faible risque et prolonger la survie dans les 

formes de haut risque (4-7). Les avancées 

récentes, notamment la classification OMS 2022 

et l'intégration des données moléculaires (IPSS-

M), ont transformé l'approche diagnostique et 

pronostique. 

Cependant, ces avancées contrastent fortement 

avec la réalité du continent africain. Les données 

épidémiologiques fiables y sont rares, mais 

l'incidence des NMD est probablement sous-

estimée en raison d'un accès limité aux soins et 

au diagnostic. Les défis majeurs incluent la 

disponibilité restreinte des examens 

cytogénétiques et moléculaires, indispensables 

pour un diagnostic précis et une stratification 

pronostique ; l'accès difficile aux traitements de 

référence comme l'azacitidine ou le 

lénalidomide, souvent hors de portée en raison 

de leur coût ; et la rareté des centres d'allogreffe 

de CSH, concentrés dans quelques pays (Afrique 

du Sud, Maroc, Tunisie), rendant ce traitement 

curatif inaccessible à la majorité des patients. 

Cette revue narrative a pour objectif de 

synthétiser les connaissances actuelles sur la 

physiopathologie, le diagnostic, la stratification 

pronostique et les stratégies thérapeutiques des 

NMD, en mettant en lumière les spécificités et 

les défis liés au contexte africain. 

https://dx.doi.org/10.4314/aamed.v19i4.19
https://dx.doi.org/10.4314/aamed.v19i4.19
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Méthodes 

Une revue narrative de la littérature a été 

réalisée. Une recherche bibliographique 

systématique a été effectuée sur les bases de 

données PubMed et Science Direct pour la 

période allant de janvier 2010 à décembre 2025. 

La stratégie de recherche a combiné les mots-

clés suivants à l'aide des opérateurs ('AND', 

'OR') : "Myelodysplastic Syndromes"[Mesh] OR 

"Myelodysplastic Neoplasms" OR "MDS" AND 

"diagnosis" OR "prognosis" OR "therapy" OR 

"treatment" OR "Africa". Les critères d'inclusion 

étaient : les revues systématiques, les méta-

analyses, les essais cliniques randomisés de 

phase 3, les grandes études observationnelles et 

les recommandations internationales (ELN, 

NCCN). Les études portant exclusivement sur 

des modèles animaux ou de biologie 

fondamentale sans lien direct avec la clinique, 

les éditoriaux et les lettres à l'éditeur ont été 

exclus. Cette recherche initiale a identifié 1250 

références. Après exclusion des doublons et des 

articles hors sujet, 312 résumés ont été 

examinés. Finalement, 53 articles ont été inclus 

et analysés de manière critique. La sélection a 

été effectuée par deux auteurs indépendants, et 

les divergences ont été résolues par consensus. 

Les données extraites des articles sélectionnés 

ont été synthétisées de manière critique et 

organisées en chapitres thématiques 

(physiopathologie, diagnostic, pronostic, 

traitement). L'analyse a mis l'accent sur la 

cohérence des données, le niveau de preuve des 

études (en privilégiant les essais de phase 3 et 

les méta-analyses), les controverses actuelles et 

les implications pour la pratique clinique, 

aboutissant à une synthèse qualitative des 

connaissances. Cette revue narrative n’a pas 

suivi à la lettre les recommandations PRISMA 

pour les revues systématiques, mais vise une 

synthèse critique des données majeures publiées 

sur la période (figure 1). 
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Figure 1. Processus de sélection des articles  

 

ID

EN

TI

FI

CA

TI

ON  

Identification des études via les bases de données et les registres 

Nombre d'enregistrements 

identifiés à partir de bases de 

données (Pubmed et Science 

Direct) : n=1250  

Dé

pist

age 

Nombre d'enregistrements 

examinés : n=1250 

Nombre de rapports 

recherchés pour récupération : 

n=312 

Nombre de rapports évalués 

pour l'éligibilité : n=312 

Inc

lusi

on 

Nombre d'études incluses dans la 

synthèse : n=53 

 

Nombre de rapports d'études 

incluses : n=53 

Nombre d'enregistrements supprimés avant le 

dépistage : 

 

· Enregistrements en double supprimés : 0  

· Enregistrements marqués comme non 

éligibles par des outils automatisés :0  

· Enregistrements supprimés pour d'autres 

raisons : 0  

Nombre d'enregistrements exclus 

(titres et résumés : hors sujet) : 

n=938 

Nombre de rapports non 

récupérés :n= 0 

Nombre de rapports exclus : 259 

 

· Editoriaux : n=5  

· Etudes animales : n=4 

· Hors sujet : n=250 
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État actuel des connaissances 

Physiopathologie 

La physiopathologie des NMD est 

multifactorielle, impliquant des anomalies 

clonales de la cellule souche hématopoïétique. 

Plusieurs mécanismes interagissent : mutations 

génétiques somatiques, altérations 

épigénétiques, dérégulation immunitaire et 

anomalies du microenvironnement médullaire 

(8-10). Ceci conduit à une hématopoïèse 

inefficace, caractérisée par un excès d'apoptose 

des progéniteurs myéloïdes et des cytopénies 

périphériques, malgré une moelle souvent 

hypercellulaire. L'instabilité génomique favorise 

la progression vers la leucémie aiguë myéloïde 

(LAM) par un processus d'évolution clonale 

séquentielle, où l'acquisition de nouvelles 

mutations (ex: mutations de type 'second hit' 

dans RUNX1, TP53 ou des gènes de 

signalisation) confère un avantage prolifératif à 

un sous-clone, conduisant à sa domination et à la 

transformation blastique (figure 2). 
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                             Figure 2. Physiopathologie des NMD 

 

• Hématopoïèse inefficace : Elle résulte d'un 

déséquilibre entre les voies pro- et anti-

apoptotiques (par exemple, impliquant BAX 

et BCL2) et d'une exposition accrue aux 

cytokines myélosuppressives comme le 

TGF-β (8). 

• Mutations génétiques somatiques : Les 

techniques de séquençage à haut débit ont 

identifié des mutations récurrentes dans 

plusieurs catégories de gènes : régulateurs 

épigénétiques (TET2, DNMT3A, ASXL1), 

facteurs d'épissage (SF3B1, SRSF2), 

facteurs de transcription (TP53, 

RUNX1), gènes de signalisation 

(RAS, JAK2) et cohésines (STAG2). 

Ces mutations ont une valeur 

pronostique majeure : par exemple, 

SF3B1 est associée à un bon 

pronostic et à une anémie 

sidéroblastique, tandis que TP53 

(souvent associé à un caryotype 

complexe), ASXL1 ou RUNX1 
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confèrent un risque élevé de progression. La 

présence et la combinaison de ces mutations 

ont une valeur pronostique importante, 

intégrée dans le score IPSS-M. 

• Altérations épigénétiques : Les anomalies 

de méthylation de l'ADN, notamment 

l'hyperméthylation des promoteurs de gènes 

suppresseurs de tumeurs (comme 

P15/INK4B), sont fréquentes et contribuent 

au blocage de la différenciation cellulaire. 

Ces altérations constituent la base 

rationnelle de l'utilisation des agents 

hypométhylants (azacitidine, décitabine) 

(8). 

• Microenvironnement et cellules 

immunitaires : La niche médullaire et la 

réponse immune jouent un rôle complexe. 

Des expansions clonales de lymphocytes T 

et une augmentation des cellules T 

régulatrices ont été observées, pouvant 

participer à l'hématopoïèse inefficace dans 

les formes à faible risque. À l'inverse, un 

microenvironnement inflammatoire 

chronique, via la production de cytokines 

comme le TNF-α ou l'IL-6, peut favoriser 

l'instabilité génétique et la sélection de 

clones agressifs dans les formes à 

haut risque (8-10). 

Diagnostic  

Le diagnostic de NMD est suspecté devant 

une ou plusieurs cytopénies persistantes (Hb 

< 10 g/dL, neutrophiles < 1,8 x 10⁹/L, 

plaquettes < 100 x 10⁹/L) et confirmé par 

l'examen de la moelle osseuse (11-12). Le 

myélogramme recherche une dysplasie 

significative (>10% dans au moins une 

lignée) et/ou un excès de blastes (5-19%). La 

biopsie ostéo-médullaire est indiquée en cas 

de ponction pauvre ou pour évaluer la 

cellularité (notamment pour les formes 

hypoplasiques). L'étude cytogénétique 

(caryotype) est indispensable, identifiant des 

anomalies récurrentes (del(5q), -7/del(7q), 

+8, del(20q)) dans environ 50% des cas. Le 

séquençage moléculaire (panel NMD) 

recherche des mutations somatiques, 

désormais essentielles pour le diagnostic 

(notamment SF3B1 dans les anémies 

sidéroblastiques) et le pronostic (12-19). La 

classification OMS 2022 (Tableau 1) intègre 

ces données morphologiques, cytogénétiques 

et moléculaires pour définir les entités de 

NMD (12-19). 

 

Tableau 1. Classification OMS 2022 des NMD 

SMD définis génétiquement  Taux de blastes  

SMD sans excès de blastes avec délétion 5q isolée  <5% BM et <2% BP 

SMD sans excès de blastes avec mutation SF3B1 <5% BM et <2% BP 

SMD avec inactivation bi-allélique du TP53 <20% BM et BP 

SMD définis morphologiquement  

SMD sans excès de blastes   

SMD hypoplasique  

SMD avec excès de blastes :                                                

SMD avec excès de blastes I  5-9% BM ou 2-4%BP 

SMD avec excès de blastes II  10-19% BM ou 2-19% BP 

SMD avec fibrose  5-19% BM ou 2-19% BP 

 

BM : blastes au niveau de la moelle osseuse, BP 

: blastes au niveau du sang périphérique , SF3B1 

: splicing factor 3b subunit , TP 53 : tumor 

protein 53 

Diagnostics différentiels et entités frontières 

Il est crucial de distinguer les NMD d'autres 

causes de cytopénie ou d'anomalies clonales. Un 

bilan initial est nécessaire pour éliminer toutes 
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ces causes avant de retenir le diagnostic de NMD (tableau 2): 

 

 

Tableau 2. Bilan au diagnostic  

EPO : érythropoïétine, BOM : biopsie 

ostéomédullaire, LDH : lacticodeshydrogenase 

Carences (B12, folates), toxiques, inflammations 

chroniques, infections virales (VIH +++…)  

•  Hématopoïèse clonale de 

signification indéterminée (CHIP) : 

présence de mutations somatiques 

sans cytopénie ni dysplasie. 

• Cytopénie idiopathique de 

signification indéterminée (ICUS) : 

cytopénie sans dysplasie ni mutation 

clonale 

• Cytopénie clonale de signification 

indéterminée (CCUS) : cytopénie 

avec mutation(s) clonale(s) mais 

sans critères diagnostiques de NMD. 

La CCUS présente un risque élevé 

d’évolution vers une hémopathie 

myéloïde et nécessite une 

surveillance rapprochée (20-22) 

(tableau 3). 

 

Tableau 3. États pré NMD : CHIP, CCUS et ICUS  

Formes  CHIP 

 

ICUS CCUS SMD 

Cytopénie  Non 

  

Oui  Oui  Oui  

Dysplasie  Non  Non ou minime Non ou minime  Oui  

Mutations 

somatiques  

Oui  

Les plus communs : 

DNMT3A, ASXL1, 

TET2 

Non  Oui, similaire aux 

CHIP 

Oui, jusqu’à 85% 

des patients  

Risque de 

progression  

Très bas (0,5 -1%/an) 

 

Très bas  Jusqu’à 80 % à 5 

ans 

            - 
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CHIP : L’hématopoïèse clonale de signification 

indéterminée, ICUS : la cytopénie idiopathique 

de signification indéterminée, CCUS : la 

cytopénie clonale de signification indéterminée, 

DNMT3A : DNA Methyltransferase 3 Alpha, 

ASXL1 : ASXL Transcriptional Regulator 1, 

TET2 : Tet Methylcytosine Dioxygenase 2 

Pronostic  

La stratification pronostique guide la prise en 

charge. Le score IPSS-R (Revised International 

Prognostic Scoring System) reste largement 

utilisé, intégrant le pourcentage de blastes, le 

nombre et la profondeur des cytopénies et le 

caryotype (23) (tableau 4). Il classe les patients 

en 5 catégories de risque (très faible, faible, 

intermédiaire, élevé, très élevé). 

 

Tableau 4.  Score R-IPSS 

Variables        0          0,5         1         1,5         2        3         4 

Cytogénétiques  Très bon          Bon  Intermédiaire  Mauvais  Très 

mauvais  

Blastes médullaires  ≤ 2%  >2-<5%  5-10% >10%  

Taux 

d’hémoglobine  

≥ 10g/dl  8-10 g/dl < 8 g/dl    

Taux de plaquettes >100 G/L 50-100 

G/L 

< 50 G/L     

Taux de 

neutrophiles  

≥ 0.8 G/L <0.8 

G/L 

     

                                                   

Groupe pronostique  

(Cytogénétique)  

Anomalies cytogénétiques  

Très bon  -Y, del(11q) 

Bon  Normal, del(5q), del(12p), 

Del(20q), double avec del(5q). 

Intermédiaire  Del(7q), +8, +19, 

i(17q), 

Autres anomalies simple ou double ou clone indépendant  

Mauvais  -7 

Inv (3) (3q) /del (3q) 

Double avec -7del(7q), 
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Complexe : 3 anomalies  

Très mauvais  >3 anomalies  

 

Catégories du risques  Score 

Très bas  ≤1,5 

Bas  >1,5-3 

Intermédiaire  >3-4,5 

Haut  >4,5-6 

Très haut  >6 

 

 

 

 

 

 

Récemment, l'IPSS-M (Molecular International 

Prognostic Scoring System) a été développé, 

incorporant le statut mutationnel de 16 gènes 

(dont TP53, FLT3, MLL-PTD, NPM1, RUNX1, 

NRAS, etc.) et affinant la classification en six 

catégories de risque (très faible, faible, modéré 

faible, modéré élevé, élevé, très élevé) (24). Il 

permet de reclasser environ 50% des patients par 

rapport à l'IPSS-R, améliorant ainsi la prédiction 

de la survie globale et du risque de 

transformation leucémique. 

Aucun de ces scores ne prend en compte 

formellement les comorbidités, qui ont pourtant 

un impact significatif sur la survie, 

particulièrement chez les patients âgés. Le 

développement de scores composites intégrant 

les comorbidités (ex : MDS-CI) est un enjeu 

important, notamment dans les contextes où 

l'accès aux traitements de support optimaux est 

limité. 

Traitement 

La stratégie thérapeutique repose sur la 

stratification pronostique (IPSS-R/IPSS-M), 

l'âge, les comorbidités, l'éligibilité à l'allogreffe, 

et, dans le contexte africain, sur la disponibilité 

des ressources. 

Traitement des NMD de faible risque (IPSS-

R : très faible, faible, intermédiaire) 

L'objectif est de corriger les cytopénies, 

améliorer la qualité de vie et retarder la 

progression. La prise en charge est centrée sur 

l'anémie (Figure 3). 
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Figure 3. Traitement des NMD de faible risque  
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Traitement de l'anémie : 

• Agents stimulant l'érythropoïèse (ASE) : 

Traitement de première ligne pour les 

patients sans délétion 5q, ayant un taux 

sérique d'EPO <500 UI/L et de faibles 

besoins transfusionnels (<2 

unités/mois). Les taux de réponse sont 

de 30-60% (25-27). 

• Lénalidomide : Traitement de référence 

dans les NMD de faible risque avec 

del(5q) isolée. Il induit une 

indépendance transfusionnelle (IT) chez 

67% des patients et des réponses 

cytogénétiques. Une neutropénie et/ou 

thrombopénie initiale est fréquente. La 

présence d'une mutation TP53 est 

associée à une résistance et un mauvais 

pronostic (28,29). 

• Luspatercept : Agoniste des ligands de 

l'activine, il améliore la maturation 

érythroïde terminale en inhibant la 

signalisation TGF-β. Approuvé après 

échec des ASE chez les patients 

sidéroblastiques (mutés SF3B1) ou non. 

L'essai MEDALIST a montré un taux 

d'IT (≥8 semaines) de 37,9% vs 13,2% 

sous placebo (30). L'essai 

COMMANDS suggère une supériorité 

par rapport aux ASE en première ligne 

chez les patients avec anémie et besoins 

transfusionnels faibles ou modérés (31). 

•  Imételstat : Inhibiteur de la télomérase, 

récemment approuvé aux États-Unis 

pour les NMD de faible risque après 

échec des ASE. L'essai IMerge a 

rapporté un taux d'IT (≥8 semaines) de 

39,8% vs 15% sous placebo (32). 

• Les agents hypométhylants (AHM) : 

Bien que principalement utilisés dans les 

NMD de haut risque, peuvent également 

induire une indépendance 

transfusionnelle chez environ 40 % des 

patients atteints de NMD de faible 

risque et peuvent traiter d'autres 

cytopénies (neutropénie, thrombopénie). 

Toutefois, leur place précise dans ce 

contexte reste à définir (33). 

•  Immunosuppresseurs (sérum 

antilymphocytaire, ciclosporine) : 

Option pour une sous-population de 

patients jeunes, avec NMD 

hypoplasique, HLA-DR15+ (34). 

• Chélation du fer : Peut être envisagée 

chez les patients transfusés-dépendants 

avec une surcharge martiale 

significative (ferritinémie >1000 µg/L) 

et une espérance de vie >1 an. L'étude 

TELESTO suggère un bénéfice sur la 

survie (35). 

• Allogreffe de CSH : Réservée 

exceptionnellement aux patients jeunes 

avec cytopénies sévères réfractaires à 

tous les traitements disponibles (36). 

Traitement de la Neutropénie et de la 

Thrombopénie : 

• Facteurs de croissance granulocytaire 

(G-CSF) : Peut améliorer la neutropénie 

mais n'impacte pas la survie. Usage 

limité aux infections récurrentes. 

• Agonistes du récepteur à la 

thrombopoïétine (romiplostim, 

eltrombopag) : Ont démontré une 

efficacité dans les thrombopénies des 

NMD de faible risque lors d'essais 

cliniques, mais ne sont pas 

formellement approuvés dans cette 

indication en raison de préoccupations 

théoriques sur le risque de progression. 

Leur utilisation reste du domaine de 

l'étude (37,38). 

 

Traitement des NMD de haut risque (IPSS-R 

: intermédiaire-2, élevé, très élevé) 

L'objectif est de prolonger la survie et de 

retarder la transformation en LAM. L'allogreffe 

de CSH est le seul traitement potentiellement 

curatif et doit être évaluée chez tout patient 

éligible (Figure 4). 
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                Figure 4. Traitement des NMD de haut risque 

 

Monothérapie par agents hypométhylants 

(AHM) : 

• Azacitidine (AZA) : Standard 

thérapeutique de première ligne pour les 

patients non éligibles à la greffe. L'essai 

AZA-001 a montré une amélioration de 

la survie médiane (24,5 vs 15 mois) par 

rapport aux soins conventionnels 

(39,40). 

• Décitabine intraveineuse : Alternative à 

l'AZA (41). 

• Décitabine/Cédazuridine orale : 

Association à dose fixe offrant une 

efficacité similaire à la décitabine IV 

avec une administration plus pratique 

(42). 

Combinaisons basées sur les agents 

hypométhylants : 

• De nombreuses combinaisons sont en 

évaluation pour améliorer les résultats 

modestes des AHM en monothérapie. 

Aucune association n'a encore démontré 

de supériorité claire en survie globale en 

première ligne dans les essais de phase 

3. Les pistes étudiées incluent : 

• Venetoclax (inhibiteur de BCL-2) : 

Essai VERONA en cours (AZA ± 

venetoclax) chez les patients avec 

NMD-EB2 (43). 

• Magrolimab (anti-CD47) : Des résultats 

initiaux encourageants ont été tempérés 

par des problèmes de toxicité 

(infections) dans l'essai de phase 3 

ENHANCE (44). 
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• Pevonedistat (inhibiteur de NEDD8) : 

L'essai PANTHER n'a pas montré de 

bénéfice en survie sans événement (45). 

• Sabatolimab (anti-TIM-3) : Essais en 

cours, sans bénéfice significatif 

démontré à ce jour en phase 2 (46-48). 

Allogreffe de cellules souches hématopoïétiques 

: 

• Indiquée chez les patients éligibles (âge, 

état général, donneur) atteints de NMD à 

haut risque. Les conditionnements 

d'intensité réduite ont élargi l'accès aux 

patients plus âgés (jusqu'à 70-75 ans). 

Les résultats dépendent du risque de la 

maladie, de l'âge, des comorbidités et de 

la source de cellules souches (49). 

Échec des agents hypométhylants : 

• Le pronostic après échec des AHM est 

sombre (survie médiane de 4-6 mois) 

(50). L'allogreffe de CSH, si encore 

réalisable, est la meilleure option. Des 

thérapies ciblées sont à l'étude dans des 

populations sélectionnées : 

• Inhibiteurs d'IDH1/2 (ivosidenib, 

enasidenib) pour les patients porteurs de 

ces mutations. 

•  Stratégies de ré-induction 

(combinaisons AHM+venetoclax, 

chimiothérapie à base de cytarabine). 

• Soins de support optimisés et essais 

cliniques restent des alternatives 

cruciales. 

Défis spécifiques au contexte africain 

Dans le contexte africain, ces recommandations 

internationales se heurtent à des défis structurels 

majeurs : 

• Accès au diagnostic : La cytogénétique 

et la biologie moléculaire sont quasi 

inexistantes dans la plupart des pays, 

rendant impossible la classification 

OMS 2022 et l'utilisation de l'IPSS-M. 

Le diagnostic repose souvent sur la 

seule morphologie (51-52). 

• Accès aux traitements : L'azacitidine, 

pierre angulaire du traitement des NMD 

de haut risque, n'est pas disponible ou 

est hors de prix dans la plupart des 

systèmes de santé publique. Le 

lénalidomide, le luspatercept et les 

autres innovations sont inaccessibles 

(51,52). 

• Accès à la greffe : Les centres 

d'allogreffe de CSH sont rarissimes 

(moins d'une dizaine opérationnelle en 

Afrique subsaharienne (ASS), 

principalement en Afrique du Sud, au 

Maroc, en Tunisie et au Sénégal), 

rendant ce traitement curatif 

inaccessible à l'immense majorité des 

patients (51-53). 

• Système de santé : Absence de registres 

nationaux de donneurs de moelle et de 

registres de patients atteints de NMD, ce 

qui entrave la recherche clinique et la 

planification sanitaire. Dépendance aux 

dons internationaux pour les 

médicaments (51-53). 

• Comorbidités : La prévalence élevée des 

maladies infectieuses (VIH, tuberculose, 

hépatites) et des carences nutritionnelles 

complexifie la prise en charge et le 

diagnostic différentiel (51,53). 

Il est donc essentiel de développer des stratégies 

diagnostiques et thérapeutiques adaptées aux 

ressources locales (algorithmes diagnostiques 

simplifiés, utilisation de scores pronostiques 

clinico-biologiques, accès élargi aux formes 

génériques des AHM), de renforcer les 

collaborations nord-sud et sud-sud pour la 

formation et la recherche clinique, et de plaider 

pour une meilleure inclusion des pays africains 

dans les essais cliniques internationaux  

(51-53). 

Conclusion 

Les néoplasies myélodysplasiques (NMD) sont 

des hémopathies clonales hétérogènes dont 

l'évolution est variable, allant de formes 

indolentes à des maladies à haut risque de 

transformation leucémique. L'intégration des 

données moléculaires a profondément 

transformé leur prise en charge dans les pays à 

ressources élevées, permettant, grâce à la 

classification OMS 2022 et au score IPSS-M, 

une stratification pronostique plus précise et 

l'émergence d'une médecine personnalisée. 

La stratégie thérapeutique reste dictée par le 

risque : pour les NMD de faible risque, l'objectif 

est la correction des cytopénies et l'amélioration 

de la qualité de vie ; pour les formes de haut 

risque, l'azacitidine et l'allogreffe de CSH (seul 

traitement curatif) sont les piliers. Malgré les 

innovations (luspatercept, imételstat, 

combinaisons thérapeutiques), des limites 

persistent, notamment la résistance primaire ou 
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secondaire aux agents hypométhylants, au 

pronostic sombre.En Afrique, les défis majeurs 

demeurent : accès limité au diagnostic 

moléculaire et cytogénétique, indisponibilité des 

thérapies innovantes et même de l'azacitidine, 

rareté extrême des centres de greffe, et absence 

de registres. Des efforts concertés et soutenus 

impliquant les gouvernements, les organisations 

internationales, l'industrie pharmaceutique et les 

sociétés savantes sont indispensables pour 

développer des stratégies adaptées aux contextes 

locaux.  
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