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Negli ultimi decenni la 
prevalenza è in costante 
aumento.

Si stima al momento una 
prevalenza di circa 11-36 casi 
per 100000 abitanti e 
un’incidenza di circa 10-29 
casi per milione di abitanti 
per anno in Europa

Aumento prevalenza dovuto 
a:

-riduzione mortalità

-miglioramento diagnosi

-invecchiamento popolazione

1920, Tracheostomy 
and endotracheal 
intubation

1929, Negative-pressure 
ventilation

1934, Neostigmine

1936, Sulfonamides

Antibiotics, 1935‒46

Thymectomy, 1939 1957, Positive-pressure 
ventilation

1966, ACTH and steroids

1975, Plasma exchange
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Figure adapted from Grob D, et al. Muscle Nerve. 2008;37:141‒149.
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➢ 225,8/mil ab (stima Toscana: 842 casi (Finocchietti et al., 2024) Diagnosi di 
dimissione o esenzione

➢ Casi stimati (Antonini et al., 2023): Toscana 503-1092 (esenzione, dimissione, 
almeno una piridostigmina) 

➢ Dati del Registro Malattie Rare Toscana
Residenti in vita con esenzione RFG101 a novembre 2023: 1820 (prevalenza 
488/mil ab)
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La placca 
neuromuscolare 

nel paziente 
miastenico: gli 

AChRAb

Gilhus NE et al. Nat Rev Neurol. 2016 May;12(5):259-68

AChRAb
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Caratteristiche peculiari dei diversi sottogruppi di Miastenia

Juvenile MG <18 yrs
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Traditional therapeuticoptions

2000s rituximab, metotrexate
Grob et al., 2008

̽

̽Off label

̽
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Course of generalized myastheniagravisat differenttime periods

Grob et al., 2008
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Side effects and treatment burden
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Baggi et al., Neurology, 2013

Unresponsiveness to treatment
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Wiendl H. et al., Ther Adv Neurol Disord 2023 
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Time to effect

̽

̽Off label
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Treatment 
burden

Time to 
effectInefficacy

Unmeet needs
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Fichtner et al., Front. Immunol., 2020

o B cell-depleting agents
Rituximab
Inebilizumab

o FcRn inhibitors
Efgartigimod
Rozanolixizumab
Batoclimab
Nipocalimab

o Complement inhibitors
Eculizumab
Ravulizumab
Zilucoplan
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Inibizione del complemento

Cavalcante et al.,Front Imm, 2024Xiao et al., Front Imm 2021
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The schedule for eculizumab was 
induction dosing 900 mg on day 1 and 
weeks 1, 2, and 3; 1200 mg at week 4; 
and maintenance dosing 1200 mg every 
second week thereafter.
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Iorio, 2024
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▪ SERIE PRIMARIA (da completarsi 2 settimane pre-terapia)

• Vaccino Men-ACWY: due dosi a distanza di 8 settimane 

• Vaccino Men-B: due dosi a distanza di 4 settimane

▪ DOSI DI RICHIAMO (durante il trattamento)

• Vaccino Men-ACWY: 1 dose di richiamo ogni 5 anni

• Vaccino MenB: 1 dose di richiamo 1 anno dopo il completamento della serie 
primaria, quindi 1 dose di richiamo ogni 3 anni

SScchheemmaa  ddii  vvaacccciinnaazziioonnee  rraaccccoommaannddaattoo  nneeii  ssooggggeettttii  aaffffeettttii  ddaa  PPNNHH  ccaannddiiddaattii  aa  tteerraappiiaa  ccoonn  iinniibbiittoorrii  ddeell  CC55  
((eeccuulliizzuummaabb//rraavvuulliizzuummaabb))

Girmenia C, et al Blood Rev. 2022;101013. doi:10.1016/j.blre.2022.101013
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Image adapted from Kang TH, Jung ST. Boosting therapeutic potency of antibodies 
by taming Fc domain functions. Exp Mol Med. 2019;51:1–9 and distributed under 
the terms of the Creative Commons CC-BY license 
(https://creativecommons.org/licenses/by/4.0/)

Inibizione FcRn
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20

MED-IT-EFG-2300047
20

Ab, antibody; AChR, acetylcholine receptor; gMG, generalized myasthenia gravis; IgG, immunoglobulin G; MG-ADL, Myasthenia Gravis Activities of Daily Living; MoA, mechanism of action.
1. Howard JF, et al. Lancet Neurol. 2021;20:526–536.

Efgartigimod alfa

Placebo

Changes from baseline in AChR Abs
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➢ Trattamento a cicli

➢ Possibile anche per p. AntiMuSK
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o Miastenia con anticorpi antirecettore acetilcolina

o Severità di malattia almeno di grado IIb alla MGFA

o Punteggio MG-ADL = 6 per eculizumab, ravulizumab; > o = 5 per efgartigimod

o Presenza di almeno uno tra i seguenti criteri, nonostante il trattamento standard (timectomia se indicata; 
corticosteroidi e almeno un altro agente immunosoppressore, utilizzati a dosaggi adeguati e per una durata 
adeguata) per eculizumab 2 agenti immunosoppressori

▪ Almeno una crisi miastenica o evento di esacerbazione importante per anno (eventi caratterizzati da debolezza o 
paralisi respiratoria o bulbare, non correlati a scarsa aderenza alla terapia, infezioni o uso di farmaci che possono 
indurre deterioramento della MG) con necessità di ricorrere a plasmaferesi o immunoglobuline; 

▪ Necessità di ricorrere a plasmaferesi o immunoglobuline IGv ad intervalli regolari 
▪ Effetti collaterali non tollerabili / comorbidità che limitano o controindicano l’uso di immunosoppressori.

GU 5/9/2022 Eculizumab
GU 11/7/2023 Efgartigimod
GU 27/7/2024 Ravulizumab

CRITERI RIMBORSABILITA’ AIFA
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Take home 
message

✓Farmaci con scarsi effetti collaterali e buona 
efficacia (latenza, percentuale di responder)

✓Attualmente in pazienti con malattia non responsiva 
alle terapia con steroidi e immunosoppressori

✓Meccanismo d’azione più specifico

✓Minore effetto sul sistema immunitario di per sé

✓Problema di farmacoeconomia e sostenibilità (100 
pazienti in Toscana?)


