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Un composé pharmacologique pour res taurer la transmission
neuromusculaire

Des chercheurs de | 'Inserm, du CNRS et de l|'universi té Paris Descar tes
viennen t de mettre en évidence | 'effet bénéfique du chlorure de li thium sur un
groupe d 'affections géné tiques a | 'origine de dys fonctionnemen ts du muscle
appelées myas thénies congéni tales. Ces résul tats obtenus sur un nouveau
modéle d 'étude de la pa thologie che z la souris, son t publiés dans la revue The
Journal of Neuroscience et constituent une étape impor tante dans la recherche
de traitements pour ces maladies rares

Les syndromes myasthéniques congénitaux (SMC) débutent habituellement dans la période
néonatale, mais parfois plus tardivement au cours de I'enfance, de l'adolescence, voire a
l'Age adulte. lls se traduisent par une faiblesse musculaire des bras et des jambes, une
atteinte oculaire, des muscles faciaux et bulbaires (succion, déglutition, dysphonie). lls se
caractérisent par le dysfonctionnement de la transmission neuromusculaire. Cette maladie
rare touche de 1 a 2 individus pour 500 000 (source : Orphanet).

Des chercheurs du "Centre de neurophysique, physiologie, pathologie" (CNRS / Université
Paris Descartes) a Paris étudient les mécanismes physiopathologiques de ces maladies de
la transmission neuromusculaire.

Chez une souris transgénique modele d'étude de la pathologie, ils viennent de montrer ['effet
bénéfique d'un composé pharmacologique nommé chlorure de lithium (LiCl). Le chlorure de
lithium était déja connu dans le traitement de certaines maladies du systéme nerveux
central, telles que la dépression et le syndrome bipolaire.

« Le traitement par le chlorure de lithium de ces souris diminue la faiblesse et la fatigabilité
musculaire » explique Laure Strochlic, chercheur Inserm.

En détail, les chercheurs ont injecté le produit une fois par jour dans le péritoine des souris.
Le composeé restaure en grande partie la structure altérée des synapses, ces structures qui
permettent la transmission de l'information entre les cellules nerveuses. Il agit en inhibant
une enzyme appelée "GSK3" dans le muscle, ce qui permet de rétablir le déficit moteur
causé par la maladie.

Les chercheurs travaillent désormais a la généralisation de ces résultats sur d'autres
modéles des myasthénies congénitales et a l'ajustement du dosage et de la durée du
traitement. lls envisagent un essai clinique pour tester l'efficacité du LiCl et d'autres
inhibiteurs de I'enzyme GSK3 d'ici deux a trois ans.

Ces résultats sont protégés par un brevet déposé par Inserm Transfert.
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