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L’essai clinique de phase III du luspatercept chez des patients 
atteints de bêta-thalassémie dépendante des transfusions

La bêta-thalassémie dépendante des transfusions (TDT) est une maladie génétique caractérisée par 
une production insuffisante d’hémoglobine (molécule essentielle au transport de l’oxygène par les 
globules rouges) et une anémie. Actuellement, les patients atteints de TDT sont transfusés en glo-
bules rouges régulièrement tout au long de leur vie et reçoivent un traitement chélateur du fer afin 
de limiter la toxicité de la surcharge ferrique et les comorbidités qui y sont associées. Une nouvelle 
piste thérapeutique se développe autour d’une protéine, le luspatercept, qui favorise la maturation 
des globules rouges et peut ainsi réduire les besoins transfusionnels des patients. Le but de l’étude 
clinique de phase III menée au sein de l’essai BELIEVE (n° ClinicalTrials.gov NCT02604433) était d’éva-
luer l’efficacité et la sécurité de l’utilisation du luspatercept chez des adultes atteints de TDT.

Cette étude a été réalisée de manière randomisée et en double-aveugle (ni les patients ni les mé-
decins ne savaient si la substance injectée était le médicament étudié) chez 336 patients adultes 
atteints de TDT. En plus de leur traitement classique (transfusion de globules rouges et chélateur du 
fer), 224 patients ont reçu des injections sous-cutanées de luspatercept et 112 patients ont reçu des 
injections sans substance active (placebo) pendant au moins 48 semaines. Le critère d’évaluation 
principal était une réduction d’au moins 33 % du nombre de culots de globules rouges transfusés 
accompagnée d’une diminution d’au moins 2 culots de globules rouges pendant les semaines 13 à 
24 par rapport aux 12 semaines précédant la randomisation (qui représentent l’état initial avant le 
traitement). D’autres critères d’évaluation comme la réduction du besoin transfusionnel durant 12 
ou 24 semaines consécutives ou la concentration ferrique dans les organes (foie et cœur) et le sang 
ont également été mesurés.

 

La réduction d’au moins un tiers du besoin transfusionnel a été observée chez 21,4 % des patients 
qui avaient reçu du luspatercept contre 4,5 % des patients qui avaient reçu le placebo. Quelle que 
soit la période de 12 semaines consécutives, les patients traités au luspatercept ont eu une réduction 
plus importante du besoin transfusionnel comparés à ceux ayant reçu le placebo. Ceci démontre le 
bénéfice clinique durable du luspatercept au cours de la période de suivi. Au bout de 48 semaines 
de suivi, le taux de ferritine sérique a diminué chez les patients traités par luspatercept tandis qu’une 
augmentation était constatée dans le groupe placebo. Des effets indésirables tels que des douleurs 
osseuses ou articulaires, des vertiges, de l’hypertension et de l’hyperuricémie ont davantage été 
constatés chez les patients traités par luspatercept. Cependant, ces effets indésirables étaient pour la 
plupart transitoires et compatibles avec la poursuite du traitement. Le suivi des patients se poursuit 
actuellement afin d’étudier la sécurité et les effets à long terme du luspatercept sur la surcharge en 
fer et les besoins transfusionnels.
 
 

Contexte et objectif

 Méthode  

 Résultats  

http://ClinicalTrials.gov
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• 336 patients adultes recrutés dans 65 centres de 15 pays entre juillet 2016 et juin 
2017

• Réduction du besoin transfusionnel d’au moins un tiers pendant les semaines 13 à 
24 chez 21,4 % des patients traités au luspatercept contre 4,5 % des patients sous 
placebo

• Sur 12 semaines consécutives, le besoin transfusionnel a été réduit d’au moins un 
tiers chez 70,5 % des patients traités par luspatercept contre 29,5 % des patients 
sous placebo

• Sur 24 semaines consécutives, le besoin transfusionnel a été réduit d’au moins un 
tiers chez 41,1 % des patients traités par luspatercept contre 2,7 % des patients 
sous placebo

Cette étude a fait l’objet d’une publication en mars 2020 dans The New England Journal of Medi-
cine (https://doi.org/10.1056/NEJMoa1910182). 
D’autres résultats de l’étude BELIEVE ont également été publiés dans Blood en novembre 
2018 (https://doi.org/10.1182/blood-2018-163), en novembre 2019 (https://doi.org/10.1182/
blood-2019-122561) et (https://doi.org/10.1182/blood-2019-122685), et en novembre 2020 
(https://doi.org/10.1182/blood-2020-136312).

L’étude en quelques chiffres 

https://doi.org/10.1056/NEJMoa1910182
https://doi.org/10.1182/blood-2018-163
https://doi.org/10.1182/blood-2019-122561
https://doi.org/10.1182/blood-2019-122561
https://doi.org/10.1182/blood-2019-122685
https://doi.org/10.1182/blood-2020-136312


5

Professeur Olivier Hermine
Professeur des Universités - Praticien hospitalier, 
Département d’hématologie, 
Hôpital Necker-Enfants malades, APHP, Paris
Institut Imagine, INSERM U1163, Université de Paris

        Pouvez-vous nous décrire le contexte de cette étude ? 

A l’origine, le luspatercept a été testé pour bloquer une hormone responsable des « destructions » osseuses 
dans les cancers du sein. Les essais se sont révélés non concluants sur l’os mais les patients avaient, 
de façon surprenante, une augmentation de l’hémoglobine. Ce résultat a attiré notre attention car 
notre laboratoire travaille sur l’érythropoïèse (fabrication des globules rouges) et les troubles qui y 
sont associés. Dans les thalassémies, nous avons identifié que les protéines de la famille du TGF-bêta 
(qui jouent le rôle de signaux cellulaires) ont une implication majeure dans l’érythropoïèse inefficace. 
Comme l’hormone responsable des lyses osseuses ressemblait au TGF-bêta et que l’utilisation du 
luspatercept semblait augmenter l’hémoglobine, nous avons voulu comprendre pourquoi. Nous 
avons ainsi testé le luspatercept in vitro (sur des cultures cellulaires) et in vivo sur des souris 
thalassémiques qui ont vu leur hémoglobine augmenter suite à l’injection du luspatercept. Nous 
avons, après ces essais très prometteurs, poursuivi les tests chez l’Homme.

 Comment le luspatercept agit-il sur la bêta-thalassémie ?

Nous avons montré que le luspatercept bloque le GDF11 (protéine de la famille du TGF-bêta) ce 
qui provoque la diminution du nombre de cellules donnant naissance aux globules rouges dans 
la rate et la moelle osseuse, réduit la surcharge en fer et paradoxalement augmente le nombre de 
globules rouges matures dans le sang, suggérant ainsi que l’érythropoïèse inefficace est corrigée 
chez ces souris. Nous avons émis l’hypothèse que dans les thalassémies, les cellules qui expriment 
l’hémoglobine fœtale (les bonnes cellules, les seules pouvant être produites lorsqu’il n’y a pas de 
chaîne bêta) étaient « noyées » au milieu des cellules qui n’avaient pas de chaînes bêta (les mauvaises 
cellules). Ces mauvaises cellules entraînent la formation d’un agrégat de chaînes alpha qui induit à 
son tour la production de radicaux libres (très nocifs) et de GDF11, qui protège les mauvaises cellules 
de la mort. Ceci provoque une expansion de ces mauvaises cellules conduisant aux malformations 
osseuses qu’on observe dans les thalassémies. Quand GDF11 est bloqué, les mauvaises cellules 
meurent et les quelques bonnes cellules qui peuvent fabriquer de l’hémoglobine fœtale vont pouvoir 
se multiplier, passer dans le sang et donner des bons globules rouges qui ne sont pas détruits dans 
la rate, qui va diminuer de volume. Le luspatercept permet donc, en bloquant GDF11, d’améliorer 
les symptômes liés aux malformations osseuses, à la surcharge en fer (qui peut être responsable de 
la mort des patients), l’insuffisance cardiaque, les ulcères de jambes et l’hypertension pulmonaire.

Pour résumer, l’effet du luspatercept est assez paradoxal car il permet de faire monter l’hémoglobine, 
de corriger partiellement la surcharge en fer, ce qui a un impact majeur sur la survie globale des 
patients tout en diminuant les transfusions et en améliorant l’érythropoïèse inefficace. Ce traitement 
est apparu comme très novateur car nous pensions que le seul moyen d’augmenter l’hémoglobine 
était la thérapie génique.

Échange avec...  
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 Quels sont les avantages de ce traitement par rapport aux autres thérapies, notamment 
la thérapie génique ?

L’avantage de ce traitement est qu’il consiste en une injection sous-cutanée d’1 ml toutes les trois 
semaines sans nécessiter d’hospitalisation. Il diminue la surcharge en fer ce qui est très important en 
termes de pronostic car cela permet de diminuer les complications à long terme de la thalassémie. 
Les études récentes ont également montré une diminution du fer dans le foie et le cœur. Les effets 
secondaires sont rares et s’observent en particulier chez des patients dont la rate a été enlevée, 
et pour qui le traitement a déclenché des thromboses. D’autres effets secondaires transitoires tels 
que des douleurs osseuses peuvent apparaître en raison des remaniements au niveau de la moelle 
osseuse.

En comparaison, la thérapie génique est un traitement plus lourd qui nécessite une greffe, avec une 
chimiothérapie et une hospitalisation d’un mois. 

 Quel est le profil des patients qui pourraient répondre le mieux au traitement ?

Dans cette étude, les patients inclus étaient peu sévères en termes de surcharge en fer. Prochainement, 
le traitement pourrait être proposé aux patients les plus graves, ceux qui souffrent d’une surcharge 
en fer importante avec un début d’insuffisance cardiaque, d’une fibrose hépatique et qui ne peuvent 
pas bénéficier de la greffe ou de la thérapie génique. Peut-être que ces patients auront un bénéfice 
clinique majeur sur la surcharge en fer et ils devraient bien tolérer le produit. Ils n’ont pas été 
initialement inclus car il y avait une incertitude concernant la toxicité de la molécule, mais c’est 
probablement dans ce groupe de patients que le bénéfice sera le plus important à court terme.

Quelles sont les autres pathologies qui pourraient être concernées par ce nouveau 
traitement ?

Une étude est en cours sur les patients atteints de bêta-thalassémie non dépendante des transfusions 
qui ont une érythropoïèse inefficace avec une surcharge en fer, une splénomégalie, et parfois une 
érythropoïèse extra-médullaire. L’idée est de bloquer cette érythropoïèse inefficace, de faire monter 
l’hémoglobine (ce qui se traduira en augmentation de la qualité de vie) et de diminuer le fer (ce qui 
se traduira par une augmentation à long terme de la survie).

De façon générale, ce traitement pourrait fonctionner dans les anémies avec érythropoïèse inefficace 
dans lesquelles il y a des radicaux libres car dans ces populations-là il y a trop de GDF11. Le GDF11 
empêche la différenciation érythroïde (c’est-à-dire la formation de globules rouges matures) donc 
en le bloquant, on va rétablir cette différenciation. Tout comme dans le cas de la TDT, le luspatercept 
a d’ores et déjà obtenu une autorisation européenne de mise sur le marché dans les myélodysplasies 
qui sont des anémies réfractaires avec un défaut de production de globules rouges. Le luspatercept 
augmente l’hémoglobine et diminue les transfusions, en particulier chez les patients qui ont des 
anémies dites sidéroblastiques (avec beaucoup de fer à l’intérieur) car ils ont beaucoup de radicaux 
libres et chez les patients qui ont une mutation de SF3B1 associée aux anémies sidéroblastiques car 
ils ont également beaucoup de radicaux libres.

Les autres anémies congénitales dans lesquelles il y a une érythropoïèse inefficace, des radicaux 
libres augmentés, avec un taux de GDF11 élevé, pourraient également bénéficier du traitement par 
luspatercept.

 



 Le traitement est-il disponible ?

Le traitement est actuellement disponible aux Etats-Unis sous le nom de Reblozyl®. En France, le 
prix et les conditions de prise en charge par l’Assurance Maladie du Reblozyl® sont en cours de 
négociation entre le laboratoire pharmaceutique qui assure sa production et les autorités sanitaires 
françaises. L’enjeu est de savoir si c’est un traitement qui améliore simplement la qualité de vie des 
patients (en diminuant les transfusions) ou qui modifie l’évolution de la maladie ce que je pense être 
le cas, notamment en améliorant la surcharge en fer qui est responsable de la mort des patients. 
Quoi qu’il en soit, ce traitement sera bientôt disponible en France.
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Fondation de France – Prix de la Fondation Ronald McDonald 2021
La fondation Ronald McDonald finance de nombreux projets d’associations œuvrant pour le bien-
être des enfants, notamment des actions de proximité qui s’attachent particulièrement aux enjeux 
des familles et de la parentalité. La fondation lance son Prix Fondation Ronald McDonald 2021 pour 
encourager et mettre à l’honneur des associations qui œuvrent au quotidien dans un domaine 
défini, permettant de soutenir la fonction parentale.
Le Prix récompensera 5 initiatives associatives exemplaires, à hauteur de 15 000€ chacune, qui visent 
particulièrement à :

• maintenir l’équilibre de la fratrie,
• favoriser l’inclusion de l’enfant malade dans un environnement social et familial stable,
• accompagner les parents et les enfants dans la compréhension de la maladie.

La participation au Prix est ouverte aux associations à but non lucratif intervenant en France métro-
politaine. Les actions présentées devront être mises en œuvre depuis au moins 2 ans à la date de 
la candidature et s’inscrire dans le long terme. Les actions de proximité mobilisant des bénévoles 
seront privilégiées.
Clôture de la soumission des dossiers de candidature : 21 décembre 2020 à minuit
  Plus d’informations : 
https://www.fondationdefrance.org/fr/le-prix-de-la-fondation-ronald-mcdonald-2021-est-lance

Appel à projets EOSC-Life « digital life science »
L’European open science cloud » (EOSC-Life) lance son 1er appel à projet destiné à soutenir des pro-
jets qui contribuent au développement d’un espace numérique ouvert pour les données et les outils 
en science de la vie, favorisant les collaborations interdisciplinaires et faisant progresser la recherche 
utilisant des données lourdes.
Thèmes acceptés :

• Curation, traitement et intégration des données pour publication dans le cloud
• Interopérabilité des outils, workflow et contenerisation
• Déploiement et ressources cloud

L’appel à projets est ouvert à tout scientifique académique ou privé affilié à une institution habilitée 
à recevoir un financement de l’Union européenne.
Clôture de la soumission des dossiers : 22 décembre 2020 à 17h
  Plus d’informations : https://www.eosc-life.eu/services/open-call/

FRM – Appel à projets 2021 « Médecine réparatrice »
La Fondation pour la recherche médicale soutient des projets de recherche interdisciplinaires afin 
de favoriser l’émergence d’approches innovantes issues de collaborations entre des équipes de 
recherche médicale ou biologique et des équipes du domaine de la médecine réparatrice. L’appel 
à projets concerne les études portant sur la mise au point ou le développement d’outils ou de thé-
rapeutiques innovants, l’amélioration ou le développement de nouveaux matériaux implantables 
capables d’aider à la réparation des tissus ou organes. Les études soutenues peuvent être des études 
cliniques ou précliniques.
Clôture de la soumission des pré-demandes : 20 janvier 2021
  Plus d’informations :
https://www.frm.org/upload/chercheurs/pdf/ao_medecine_reparatrice_-2021.pdf

Appels à projets  
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GIRCI SOHO – APITHEM 2021 « Préparation aux situations sanitaires imprévues et aux 
contraintes environnementales »
Le Groupement Interrégional de Recherche Clinique et d’Innovation Sud-ouest Outre-Mer Hospitalier 
(GIRCI SOHO) (Occitanie, Nouvelle-Aquitaine et Départements d’Outre-Mer) lance la 5e édition de 
l’appel à projets interrégional thématique, consacré en 2021 à la préparation aux situations sanitaires 
imprévues et aux contraintes environnementales. Cet appel à projets s’adresse aux professionnels de 
santé, et inclut 3 axes :

• parcours de santé : mesure de l’impact des changements récents du système de santé sur les 
patients (en prédictif ou rétrospectif),
• systèmes d’alerte : proposition de nouveaux modèles d’organisation et/ou d’outils numé-
riques/ Intelligence Artificielle permettant un suivi adapté des patients lors d’une épidémie ou 
d’un évènement imprévu (catastrophe naturelle, crise sanitaire),
• étude de la relation entre l’environnement (au sens large) et les maladies acquises aigues et 
chroniques.

Les projets impliquant au moins deux établissements membres du GIRCI ou la médecine de ville 
seront favorisés.
Clôture de la soumission des lettres d’intention : propre à chaque DRCI, pour une transmis-
sion au GIRCI le 25 janvier 2021.
  Plus d’informations : https://www.girci-soho.fr/content/apithem-2021

Région PACA : Appel à projets « Recherche » 2021 
Cet appel à projets pluridisciplinaire, lancé annuellement entre 2020 et 2022, comporte 3 volets 
(hors thématique cancer) : 

• volet général destiné à soutenir des projets novateurs associant plusieurs laboratoires de 
recherche, privilégiant les collaborations inter-laboratoires, la mutualisation d’équipements et 
l’interdisciplinarité,
• volet plateforme destiné à soutenir la mise en place ou le développement de plateformes 
technologiques de haut niveau partagées par des équipes régionales de recherche et le cas 
échéant, ouvertes vers des partenaires extérieurs, notamment industriels,
• volet exploratoire destiné à ouvrir de nouveaux espaces de créativité et concerne des projets 
novateurs fondés sur des idées susceptibles d’ouvrir de nouvelles voies de recherche. 

L’articulation des demandes avec des projets retenus dans le cadre du CPER 2015-2020 et au titre du 
programme Investissements d’avenir devra être mentionnée et explicitée.
Le montant accordé par la Région ne pourra excéder 150 000 € par projet pour les dépenses d’équi-
pement et 50 000 € par projet pour les dépenses de fonctionnement, quelle que soit la durée du 
projet (3 ans au maximum).
Clôture de la réception des dossiers pour l’appel à projets 2021 : février 2021. 
Certaines institutions effectuent une pré-expertise des dossiers et se chargent de les transmettre 
à la Région. Se renseigner auprès de ces Institutions pour connaitre les dates limites et conditions 
particulières (voir exemple pour l’Inserm : http://www.paca.inserm.fr/rubriques/appels-a-projets/
appels-a-projets-region/appel-a-projets-recherche-2021)

   Plus d’informations :
https://www.maregionsud.fr/aides-et-appels-a-projets/detail/recherche
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Institut de France – Académie des sciences : Les Grandes Avancées Françaises en Biologie 
présentées par leurs auteurs 2021
L’Académie des sciences invite de jeunes chercheurs/premiers auteurs, ayant contribué aux grandes 
avancées scientifiques françaises en biologie, à présenter leurs résultats en séance publique à l’Institut 
de France. Les Lauréats seront récompensés par une médaille et un prix de 2500 € Académie des 
sciences - Grandes Avancées Françaises en Biologie.
Clôture de la soumission des dossiers : 2 février 2021

   Plus d’informations :
https://www.academie-sciences.fr/fr/Appel-a-candidature/grandes-avancees-francaises-en-biolo-
gie.html

FRM – Appel à projets 2021 « espoirs de la recherche » – Aides individuelles
Par cet appel à projets, la Fondation pour la Recherche Médicale s’adresse aux étudiants (du Master 
2 recherche au Post-doctorat en France) inscrivant leur recherche en biologie et en santé. 
Des critères d’éligibilité sont définis pour le demandeur et l’encadrant.
Date limite de dépôt des dossiers :
Master 2 Recherche et poste de thèse pour internes et assistants 
Ouverture de la saisie des dossiers : 9 février 2021 à 15 h (heure de Paris)
Date de clôture des dossiers : 16 mars 2021 à 16 h (heure de Paris)
Fin de thèse de sciences 
Ouverture de la saisie des dossiers : 15 décembre 2020 à 15 h (heure de Paris)
Date de clôture des dossiers : 19 janvier 2021 à 16 h (heure de Paris)
Retour en France après un stage post-doctoral à l’étranger
Ouverture de la saisie des dossiers : 20 avril 2021 à 15 h (heure de Paris)
Date de clôture des dossiers : 26 mai 2021 à 16 h (heure de Paris)
Post-doctorat en France
Ouverture de la saisie des dossiers : 20 avril 2021 à 15 h (heure de Paris)
Date de clôture des dossiers : 26 mai 2021 à 16 h (heure de Paris)
  Plus d’informations: https://www.frm.org/upload/chercheurs/pdf/frm_per2021.pdf 

EJP RD – « Joint transnational call (JTC) » 2021 – Recherche en sciences humaines et sociales
Le 3e appel conjoint transnational 2021 est dédié à la recherche en sciences humaines et sociales, 
dans le but d’améliorer la mise en œuvre des soins et la vie quotidienne des personnes vivant avec 
une maladie rare.
Les projets devront porter sur une maladie rare ou un groupe de maladies rares (selon la définition 
européenne), et couvrir au moins l’un des domaines suivants :

• recherche sur les services sociaux et de santé pour améliorer les résultats de santé des pa-
tients et de leurs familles,

• impact économique des maladies rares,
• impact social et psychosocial des maladies rares,
• impact/fardeau de l’errance diagnostique et de l’absence d’intervention thérapeutique,
• e-santé dans les maladies rares,
• développement et amélioration de méthodes de recherche sur les résultats de santé,
• effets de la pandémie et du réseau mondial d’alerte, réponse dans le domaine des maladies 

rares, et émergence de circuits innovants de soins dans ce cadre.
Les consortia devront inclure à la fois une expertise clinique et une expertise en sciences humaines 
et sociales. L’implication de patients est fortement encouragée.
Date limite de soumission des pré-propositions : 16 février 2021
  Plus d’informations : https://www.ejprarediseases.org/index.php/ejprd-jtc2021/

https://www.academie-sciences.fr/fr/Appel-a-candidature/grandes-avancees-francaises-en-biologie.html
https://www.academie-sciences.fr/fr/Appel-a-candidature/grandes-avancees-francaises-en-biologie.html
https://www.frm.org/upload/chercheurs/pdf/frm_per2021.pdf
https://www.ejprarediseases.org/index.php/ejprd-jtc2021/
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Appel à projets transnational ERA PerMed (médecine personnalisée)
L’ANR s’associe à 21 pays pour lancer un appel à projets transnational en « Projets de recherche 
multidisciplinaires sur la médecine personnalisée – Développement d’outils de soutien clinique 
pour la mise en oeuvre de la médecine personnalisée » dans le cadre de l’ERA-NET en médecine 
personnalisée ERA PerMed.

Les propositions interdisciplinaires devront clairement démontrer l’impact potentiel sur la médecine 
personnalisée ainsi que la valeur ajoutée de la collaboration transnationale.

L’appel à projets est construit autour des trois domaines de recherche suivants :
• « Transition de la recherche fondamentale à la recherche clinique et au-delà » (module 1A 

: recherche préclinique ; module 1B : recherche clinique),
• « Données et technologie/s de l’information et de la communication » (module 2 : vers 

l’application dans les soins de santé),
• « Recherche vers la mise en oeuvre régulée et raisonnée, d’un système de santé » (module 

3A : recherches sur l’économie de la santé ; module 3B : aspects éthiques, juridiques et so-
ciétaux).

Chaque proposition devra couvrir les modules 1B, 2 et 3B.

Seuls les projets transnationaux seront éligibles. Les propositions de recherche peuvent être 
soumises par des candidats appartenant aux catégories suivantes, s’ils sont éligibles conformément 
aux réglementations régionales/nationales des organismes de financement de la recherche :

• recherche académique ou instituts de recherche,
• santé clinique/publique,
• partenaires privés (Industrie), PME (petites et moyennes entreprises).

Clôture prévisionnelle de la soumission des pré-propositions : 4 mars 2021
   Plus d’informations : http://www.erapermed.eu/pre-announcement-jtc-2021/

Région Occitanie - Appel à projets - «Allocations doctorales 2021»
La Région Occitanie renouvelle son dispositif de cofinancement des allocations doctorales. Par cette 
démarche, elle souhaite soutenir la recherche, moteur de l’économie de l’innovation à l’échelle de 
la région. La thèse doit se dérouler dans une unité de recherche implantée dans la région, pour une 
durée maximale de 3 ans et doit être validée par la tutelle bénéficiaire du périmètre scientifique du 
projet (objectifs, démarche, adéquation avec les axes de recherche de l’unité, encadrement…).
Clôture de la soumission des dossiers : 15 mars 2021

   Plus d’informations : https://www.laregion.fr/Appel-a-projets-Allocations-doctorales-2021

http://www.erapermed.eu/pre-announcement-jtc-2021/
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ANR – Appel à manifestations d’intérêt sélectif- Maladies rares - Accélérer la recherche et 
l’innovation grâce aux bases de données
Cet appel à manifestations d’intérêt (AMI) sélectif concerne la mise en œuvre de l’action 3.2 du 
PNMR3 (accompagner la collection de données clinico-biologiques, de cohortes et de registres 
pour leur constitution, leur utilisation et leur valorisation). Il vise à accélérer la recherche sur les 
maladies rares en mettant en œuvre des programmes de recherche ambitieux s’appuyant sur le 
recueil et le partage de données sur les maladies rares.
L’objectif principal de cet AMI sélectif est de sélectionner les meilleurs projets de recherche et 
d’innovation sur les maladies rares s’appuyant sur la mise en place de bases de données de qualité, 
accessibles, interopérables et réutilisables pour les maladies rares. Le second objectif de cet AMI 
sélectif est de permettre l’organisation de données, ainsi que leur interopérabilité sur le plan national, 
européen ou international, au travers de l’infrastructure France Cohortes.
Les dossiers devront inclure un projet scientifique ainsi que la création ou le développement d’une 
base de données indispensable à la réalisation du programme de recherche proposé. Cet AMI sélectif 
mobilisera des consortia regroupant cliniciens et/ou biologistes médicaux travaillant en lien étroit 
avec un/des CRMR, FSMR et ERN, et une ou plusieurs équipes de recherche. Chaque projet pourra 
être financé à hauteur de 1,4 M€ maximum sur une durée maximale de 6 ans.
Clôture de la réception des dossiers complets : 22 avril 2021 à 11h

   Plus d’informations : https://anr.fr/fileadmin/aap/2020/ppr-ia-AMI-BDD-PPR-MR-2020.pdf

Fondation Mustela – Prix de pédiatrie sociale
Créé en 2006 en partenariat avec la Société française de Pédiatrie (SFP), le Prix de pédiatrie sociale 
de la Fondation Mustela soutient un projet qui oeuvre à la bientraitance de l’enfant et de sa famille. 
Le Prix de pédiatrie sociale vise à soutenir tout projet initié par une équipe pédiatrique de terrain, 
en faveur de l’enfant, de la naissance à l’âge de 12 ans, dans son environnement. Il s’agit d’améliorer 
sa santé et sa vie familiale, et de renforcer ses liens dans la communauté.
Les projets proposés doivent être réalisés en France métropolitaine.
Clôture de la soumission des dossiers complets : 2 juillet 2021

   Plus d’informations :
https://pro.fondationmustela.com/prix-et-bourses/prix-de-pediatrie-sociale

Fondation Air Liquide
La Fondation soutient des projets scientifiques dans les domaines suivants :

• protection de l’environnement : contribuer à préserver l’atmosphère de notre planète, no-
tamment la qualité de l’air,

• santé/respiration : améliorer la fonction respiratoire et le métabolisme des gaz dans le 
corps humain dans le domaine de la santé ou les domaines de l’exploration (espace, plon-
gée sous-marine, sport),

• éducation scientifique : soutien à l’éducation scientifique dans les domaines qui précèdent 
(musées en particulier),

• développement local : soutenir des micro-initiatives qui contribuent à l’amélioration des 
conditions de vie des communautés dans les domaines suivants : accès à l’eau, à l’énergie 
et aux soins,

• environnement, handicap, micro-entrepreneuriat, éducation & formation, social…
Clôture de la réception des dossiers complets : soumission tout au long de l’année

   Plus d’informations :
https://www.fondationairliquide.com/fondation-comment-deposer-projet/deposer-projet#content

https://anr.fr/fileadmin/aap/2020/ppr-ia-AMI-BDD-PPR-MR-2020.pdf
https://pro.fondationmustela.com/prix-et-bourses/prix-de-pediatrie-sociale
https://www.fondationairliquide.com/fondation-comment-deposer-projet/deposer-projet#content
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Fondation Groupama – Demande de soutien
La Fondation Groupama agit dans le domaine des maladies rares. Elle a pour missions principales 
la  diffusion  de  l’information  sur  les  maladies  rares  auprès  du  grand  public,  des  malades,  des 
professionnels  de  santé,  l’aide  à  la  recherche  et  le  soutien  aux  projets  novateurs  pour  aider  les
patients à mieux vivre avec leur pathologie.
La demande de soutien déposée doit impérativement :

• répondre à l’une des trois missions de la Fondation : diffuser l’information sur les maladies
rares, faciliter le parcours de vie du malade, encourager la recherche,

• être portée par une structure française, dont le siège est situé en France,
• concerner une ou plusieurs maladies rares et bénéficier à un groupe de personnes (pas de

soutien individuel).
Clôture de la réception des dossiers complets : soumission tout au long de l’année

Plus d’informations : https://projets.fondation-groupama.com/fr/

Les appels à projets sont régulièrement mis à jour sur le site internet de la 
filière MCGRE, à l’adresse suivante :

https://filiere-mcgre.fr/espace-professionnels-de-sante/appels-a-projets/
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Information COVID-19 : la bibliographie proposée dans ce bulletin inclut des articles 
concernant la maladie COVID-19 et les pathologies du globule rouge. Pour consulter la liste 
régulièrement mise à jour de ces articles, rendez-vous sur le site MCGRE :
https://filiere-mcgre.fr/actualites/veille-bibliographique-covid-19-et-maladies-du-globule-
rouge/
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