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traitements hors AMM

dans les maladies rares

Si la plupart des maladies rares sont orphelines, c’est-a-dire sans traitement
curatif, certains symptomes peuvent cependant faire l'objet d’'une prise en

Dans le cadre du PNMR3,

charge therapeutique efficace. Les traitements prescrits sont alors tres souvent la DGOS et la DGS ont lance un etat des

hors AMM (Autorisation de Mise sur le Marche). Jusqu’ici aucun recensement des
habitudes de prescriptions des Centres de Reference Maladies Rares (CRMR) n’etait

lieux des prescriptions hors AMM pour les

organise : les traitements possibles eétaient mentionnés dans les PNDS (Protocoles Na- maladies rares sous l'appellation
tionaux de Diagnostic et de Soins) des CRMR ou discutes entre specialistes lors des RCP Ob e d .
(Réunions de Concertation Pluridisciplinaires). « Ubservatoire des traitements »
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Problematique

Centraliser, faciliter et homogeneiser le recueil des traitements hors AMM par les CRMR

Notre proposition

Creation d’un outil en ligne pour I'observatoire des traitements :
une nouvelle base de donnees BRAIN-TEAM

Entree initiale
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MALADIE MEDICAMENT
human
orphanet  (@)piEralpe “Ytheriaque

Code ORPHA de la maladie ou sighes HPO Nom de la specialite

Homogénéité des entrées maladies par Point d’entree unique : nom de la spécialite
groupes, maladies, sous-types, signes cliniques... liee automatiquement a ses caracteristiques

Facilité de saisie des données maladies par les | dans la base Theriaque : pas d’erreur de nom,
medecins car deja utilise pour BaMaRa et PFMG... | de faute d’orthographe, ...

Les 15 items du tableau de recueil de la DGS sont repris.
Donnees complementaires demandees par BRAIN-TEAM :

Posologie utilisee, nom des centres prescripteurs et 8 items supplementaires completes de
maniere automatique depuis la base Theriaque : DCI, code ATC, prescription, delivrance,
dispensation, prix... & acces a la monographie du medicament en ligne pour plus d’informations

. o Complétion
atomatique du nom

: : : Complétion
@I, & 19284 R Voie d'administration ﬂH'}'ﬂ)m.ﬁ‘thﬂ dGS
J items liés

Wiak ~ - » =
HP:0001113 - obsolete Early cataracts - E

EENIER & Listivg géncral HPL00D1115 - Posterlor polar cataract antomatique
HP:0001118 - Juvenile cataract

Populstion

Avantages

Formalisation du recensement,

Aucune donnée patient. partage au sein de la FSMR.

Extraction possible et regroupement par
CRMR/ maladie/ specialite/... : analyse et
reperage simplifie ; formatage permettant les
actualisations annuelles a la DGS.

Toutes les informations relevant directement du medicament
sont implémenteées automatiquement a partir de Theriaque.

Diminution des erreurs et du temps de saisie en proposant

Juillet 2021 : Proposition de tableau de recueil
par le bureau du médicament de la DGS
Tableau regroupant 11 items pour les

« Caracteristiques des traitements »
(médicament, dosage, pathologie associée,
antériorité, consensus...) et 4 items de « Pistes

a explorer en vue de régulariser la pratique ou
d’enrichir les données disponibles sur 'efficacité
et la sécurité du traitement »

de recen: i Li de
nbé maladies ranes (& préciser)

sement des pratiques de prescription hors AMM dintérét

ERbstenas
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Difficultés liees a un fichier Excel « plat »
Coordonner la participation au recueil

de 172 centres

Hétérogénéité de remplissage selon les
médecins (hom de molécule vs nom de
spécialité)

Information incompléte / erronée
(orthographe incorrecte des noms de
médicament et de maladie)

Difficulté a analyser des données
hétérogenes

Difficulté a mettre a jour régulierement par
plusieurs utilisateurs

Septembre 2021 : Décision BRAIN-TEAM

Création d'une base de données de recueil

et d’actualisation des prescriptions hors
AMM

) Septembre 2022

Partage de l'outil aux autres Filieres de
Santé Maladies Rares

2023 : Résultats BRAIN-TEAM

A la date du 17/08/23 :

8 CRMR participants

187 prescriptions déja recueillies
dont 87 symptomatique, 96 curatif,
4 préventif

97 spécialités citées (68 molécules)
51 maladies ou signes cliniques

- : ‘ : associés
des completions automatiques a partir des bases Orphanet, Mise a jour réguliére facilitée car la base unique
HPO et Theriaque et par cases a cocher avec un minimum est accessible par tous en ligne et & tout moment
de texte libre => optimisation de I'analyse globale. => Pas de multiples fichiers Excel !
o
Perspectives
Creer un gUiChEt traitement au sein de BRAIN-TEAM e FS?EES MC@E
Repérer les molécules d’intérét pour des demandes d’accés dérogatoires e
y . . o . o P x SIE0EEN 3 Jespi
Homogeneiser les pratiques de prescriptions au sein des centres de la filiere
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