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L’ASSOCIATION - TOURNÉE VERS L’AVENIR

1/ Assurer le fonctionnement de l’AFSR 

2/ Devenir un promoteur central de la recherche 
médicale sur le Syndrome de Rett en Europe 

3/ Améliorer le conseil aux parents et la diffusion 
d’information sur le Rett 

4/ Apporter des solutions et de l’aide aux familles

4 axes
2020-2025
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ASSURER LE FONCTIONNEMENT DE L’AFSR
‣ Améliorer notre organisation et de nos processus internes 

‣ Optimiser la charge des bénévoles et utilisation de ressources externes 

‣ Multiplier nos actions de recueil de dons 

‣ Ouvrir l’AFSR => partenariats stratégiques avec acteurs clefs 

‣ Certifier l’AFSR pour demain : Label Don en Confiance

4 axes
2020-2025

1
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PROMOTEUR CENTRAL DE LA RECHERCHE MÉDICALE SUR LE RETT EN EUROPE

‣ Promouvoir un grand projet d’envergure sur une piste 
de traitement de la maladie 

‣ Promouvoir plusieurs recherches sur des pistes de 
traitement symptomatique du Rett 

‣ Construire une instance européenne scientifique pour 
faciliter l’étude et la création de projets

4 axes
2020-2025
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AMÉLIORER LE CONSEIL AUX PARENTS ET LA DIFFUSION D’INFORMATIONS

‣ Diffuser l’information + avis des parents sur méthodes 
de prises en charge 

‣ CMS/CPME en évaluateur des méthodes et des 
techniques pour guider les parents  

‣ Outils de formation à distance des parents et des 
professionnels

4 axes
2020-2025
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APPORTER DES SOLUTIONS ET DE L’AIDE AUX FAMILLES
‣ Partenaire majeur des centres de références 

‣ Activités au profit de tous (âge, type handicap, etc…) 

‣ Soutien psychologique au profit des parents 

‣ Communication alternative grâce à GazePlay  

‣ Prise en charge occasionnelle (Répit aux parents)

4 axes
2020-2025
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4 axes
2020-2025
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LES MALADIES RARES 
EN FRANCE
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PNMR - FSMR
Actions: 
• Création plateforme maladies rares 
• 2005: PNMR 1 (100 millions d’euros) 
• 2011: PNMR 2 (2011-2016)

+

2ème PNMR - 1 milliard d’euros  
6 millions d’euros  
dans projets de recherches

2ème PNMR 
23 filières 777 millions d’euros sur 5 ans
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3 filières qui  
touchent le RETT

ENVIRONNEMENT INSTITUTIONNEL

Pathologie 
Prise en charge 
Polyhandicap
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ENVIRONNEMENT INSTITUTIONNEL

27 centres de références 
poolyhandicap (CRMR) 

RETT: Paris (Necker+Trousseau), 
Marseille, Brest 

5 missions: 

- Coordination 

- Expertise 

- Recours 

- Recherche 

- Enseignement formation

79 centres de compétences (CCMR) 

Maillage de proximité 

- Diagnostic 

- BNDMR 

- Mise en oeuvre thérapeutique 
PNDS 
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PNMR3 - FSMR

10 axes au total - 5 pour le RETT 

• Axe 3: partager les données pour favoriser le diag. et le dev. de nouveaux traitements 
‣ Déploiement BNDMR - 3 millions d’euros sur 5 ans 
‣ Collecte des données - 1,6 millions d’euros sur 5 ans 

• Axe 5: impulser un nouvel élan à la recherche sur les maladies rares 
‣ Construction d’EJP - 3 millions euros par an (15 millions sur 5 ans) 

• Axe 7: améliorer le parcours de soin 
‣ éducation thérapeutique du patient et de l’aidant - 2 millions euros par an (10 millions sur 5 ans) 

• Axe 9: former les professionnels de santé à mieux identifier et prendre en charge les maladies rares 
‣ Formations continues et formations mixtes (prof/malades/aidants) - 10 millions d’euros sur 5 ans 

• Axe 10: renforcer le rôle des FSMR dans les enjeux du soin et de la recherche 
‣ Mission des FSMR - 63,5 millions d’euros 
‣ Plateformes d’expertise inter-filières en CHU - 8 millions d’euros

777 millions d’euros sur 5 ans



STRATÉGIE DE 
RECHERCHE 

2020 -2025



JNSR 2019

30 ANS DE RECHERCHE AFSR
‣ 62 projets 

‣ 1 285 210 €

1990 À 1999 2000 À 2009 2010 À 2019

502 976,00 €

324 674,00 €
387 809,00 €

2010 À 2014 2015 À 2019

283 668,00 €
219 308,00 €
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ESSAIS CLINIQUES
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Source: clinicaltrials.gov

2019: 
CBD: USA + UK 
Rett-T: Canada 
Cohorte: FR 
ANAVEX2-73: Australie + USA + UK 
Ketamine: US + UK
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DEMAIN?

Pourquoi? 

‣ Complémentarité 

‣ Emulation 

Comment? 

‣ Traitement symptomatique 

‣ Traitement curatif
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TRAITEMENT SYMPTOMATIQUE

‣ Appel à projet sur des traitements 
pharmacologiques des symptômes  

Trouver de nouvelles molécules
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CAS PARTICULIERS - MOLÉCULES AVEC AUTORISATION

‣ ANSM: 

๏ autorisation temporaire d’utilisation de cohorte (ATUc) 
Objectif : élargir les indications & AMM 

‣ Fabricants: 

๏ Essai contre placebo en double aveugle 
Objectif : qualifier le SMR
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TRAITEMENT CURATIF

2020 : 200 000€  
 

un projet international de recherche 
biothérapies innovantes 

(thérapie génique et/ou cellulaire) 

1 objectif: 
De la souris à l’Homme
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200 000€

= 800 570€

10€ / 10 personnes 
3,4€ après déduction fiscale

1 café, 1 bière 

ou 

1 thérapie génique ?

223 participants JNSR

Ts les adhérents = 2.4 M€
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THERAPIE GENIQUE EN 2020

Objectif: 200 000€
10€ / 10 personnes 

3,4€ après déduction fiscale

1 café, 1 bière ou 1 thérapie génique ?

& Clotilde et Léo
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THERAPIE GENIQUE EN 2020

Objectif: 200 000€
10€ / 10 personnes 

3,4€ après déduction fiscale

1 café, 1 bière ou 1 thérapie génique ?



MERCI A TOUS!


