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La neurofibromatose de type 1 est une maladie génétique 
autosomique dominante liée à des anomalies du gène 
NF1, conférant un risque accru de proliférations 
tumorales, notamment neurologiques et hématologiques. 
La survenue d’une leucémie aiguë myéloïde chez un 
adulte porteur de NF1 reste rare et peu documentée en 
dehors du contexte pédiatrique. 

L’objectif est de rapporter un cas exceptionnel de leucémie aiguë myéloïde 
survenue chez un adulte porteur de neurofibromatose de type 1, et d’évaluer 
l’apport de l’allogreffe de cellules souches hématopoïétiques dans cette 
situation clinique rare et peu documentée. 

→ NF1 : Syndrome de 
prédisposition tumorale 
liée à la voie RAS

Chez l’adulte, les altérations de NF1 sont récurrentes dans la LAM :
→ Dans une cohorte de 1 021 LAM de novo, NF1 était muté dans 5 % 
des cas. 
→ Ces anomalies sont associées à un impact pronostique 
défavorable. (1)
• Impact pronostique selon la littérature :
→ Taux de rémission complète à 3 ans : 71 % (NF1 délété) vs 87 % 
(NF1 non délété).
→ Survie globale à 3 ans : 28 % vs 49 %.
→ Mise en évidence d’une tendance à un pronostic plus 
défavorable chez les patients porteurs de délétions de NF1. (2)

• Prise en charge thérapeutique (stratégie à haut risque 
biologique):

→ Induction intensive recommandée.
→ Allogreffe de cellules souches hématopoïétiques (allo-CSH) en 
première rémission complète (RC1), chez les patients éligibles.
→ Objectif : réduire le risque de rechute

• Intérêt de l’allo-CSH dans les LAM associées à NF1 :
→ Consolidation précoce de la rémission complète
→ Effet greffon-contre-leucémie (GVL) potentiellement bénéfique
→ Absence de recommandations spécifiques, mais rationalité 
thérapeutique fondée sur la mauvaise valeur pronostique des 
altérations NF1. 

La leucémie aiguë myéloïde survenant chez un adulte atteint de 
neurofibromatose de type 1 constitue une entité clinique rare. 
L’allogreffe de cellules souches hématopoïétiques demeure une 
approche thérapeutique. potentiellement curative, à envisager 
précocement en cas de rémission et de donneur compatible
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