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Bilan général
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•Communication CRPP et médecins généralistes
• Réseaux de communication des médecins généralistes ?

•Action nationale semble peu efficace 

•Action locale : courte, synthétique via le conseil de l’ordre des 
médecins départemental 

« Thrombopénie : quand (et pourquoi) penser aux gènes ? » 

• En cours : Quelle place donner au CRPP dans le parcours de soin 
territorial ?



Bilan général
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•Communication CRPP-CRC

• Réunion de Concertation Pluridisciplinaire : en 2022 : 17 dossiers/3 RCP

• Exploration biologique plaquettaire ?  visioconférence entre CRPP 
et CRC-MH pour 2023



Bilan général
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•PNDS en 2022
Centre de Référence des Pathologies Gynécologiques Rares

+ CRH, CRMW, CRPP

• Saignement Utérins Abondants (SUA) chez la jeune femme atteinte 
de maladies hémorragiques rares constitutionnelles ou acquises 
(MHCA) 



Bilan général

PNDS 

• Les maladies hémorragiques : définition, manifestations cliniques 

• Prise en charge des SAU : critères diagnostiques et de gravité

• Bilan biologique et imagerie en 1er puis 2ème intention

• Traitement hémostatique, hormonal, interventionnel

• Traitement associé (douleur, anémie, non pharmacologique)

• Stratégie de prise en charge (arbre décisionnel en urgence, en préventif)

• ETP

• Suivi gynécologique
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Bilan général
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•Cartes de Soin
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1. 12

Glanzmann
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Novembre 2022



Bilan général
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•Education Thérapeutique du patient CRPP + AFH
•Groupe de travail pluridisciplinaire : médecins, infirmière, 

professionnel de l’ETP et patients

• Besoins exprimés lors des journées rencontres nationales CRPP + 

biblio + témoignage de patient = Création d’Ateliers

•Autorisation ARS Paca en 2021



Bilan général
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•Education Thérapeutique du patient
• 1er week end d’ETP réalisé à Strasbourg les 19 et 20 Novembre

• 21 participants + 7 encadrants dont 2 patients ressources

• 6 ateliers :

 Evolution de la maladie dans le temps

 Faire face au risque hémorragique

 Savoir parler de sa maladie

 Questions de Femmes et vivre avec sa fatigue

 Transmission de la maladie

 Gestion du stress 

Bientôt disponible 
sur le site du CRPP 
et de la Filière 



Bilan général
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•Education Thérapeutique du patient



Bilan général
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•Projets 2023 :  
• Brochures informatives pour les patients et pour les professionnels de 

santé

• Guide de bonnes pratiques : transfusion plaquettaire

• Femmes Glanzmann et Grossesse : M Fiore

• Webinaire Thrombopénie/eurobloodnet

• Poursuite des actions en cours : consolidation du lien avec les 
généralistes, observatoire des traitements, Francecoag

• ….



Bilan général
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•Nouveau Paysage du CRPP

Centre Coordinateur Marseille : MC Alessi

Paul SaultierToulouse : Sophie Voisin

Bordeaux : Mathieu Fiore

APHP- Trousseau : Hélène Boutroux

Génétique : Anne Vincenot
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Site web du CRPP:       www.maladies-plaquettes.org
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•Depuis 2019:

• Site hébergé par une agence digitale Marseillaise (en charge du site 
de l’APHM)

• Maintenance, préventive, corrective et évolutive
• Budget CRPP - Marseille 

• Le CRPP gère le site en terme de fonctionnalités, visuel et contenu

• Visuel refait à neuf en mai 2022 
• Nouvelles fonctionnalités
• Nouvelles rubriques



Nouveau visuel: page d’accueil 

20
Nouveaux design

2021 2022
Bandeau d’accueil déroulant



Nouvelles fonctionnalités: agenda et twitter
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Agenda des prochains évènements Feed twitter avec les posts les plus récents

Carte des CRC de Métropole et d’Outremer



Nouvelle rubrique: éducation thérapeutique du patient 
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patients>éducation thérapeutique du patient> qu'est-ce que c'est?

patients>éducation thérapeutique du patient> the3P (lien vers le site filière MHEMO)



Nouvelle rubrique: vie quotidienne
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patients> vie quotidienne>accompagnement médico-
social 

patients> vie quotidienne>faire face à une maladie rare patients> vie quotidienne>Se préparer pour un voyage 



Nouvelles rubriques: ressources et formations
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Accueil>Ressources Accueil>Formations



Nouvelle rubrique: Newsletter 
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Volume 1. octobre 2022

Envoyée par mail à la liste de diffusion

Disponible sur la page d'accueil du site Inscrivez-vous si vous n'avez pas reçu notre 1er volume

Trimestrielle



Sondage: donnez votre avis sur le site du CRPP
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En cliquant sur le bandeau d'accueil déroulant
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ACTUALITÉS DU CRPP



Recueil de données 
complémentaires, 
lien avec registres

Participation au 
repositionnement 

des molécules 
d’intérêt

• AMM initiale

• Extension d’AMM

Recensement des 
pratiques hors 

indications validées 
et remboursées

Facilitation de 
l’accès au 

traitement pour les 
patients

• Accès précoce

• Accès compassionnel

Missions de l’Observatoire des Traitements

1. 28
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ACCES COMPASSIONNEL

Pour les médicaments non destinés à être commercialisés dans 

l’indication concernée

Absence de développement en cours ou prévu

Pas de démarche en vue d’une AMM

Sur initiative de l’                   , à la demande 

de professionnels de santé, 

des ministres ou sur signalements

Evaluation et décision de l’ 

Refus
CADRE DE PRESCRIPTION 

COMPASSIONNELLE 

AUTORISATION D’ACCES 

COMPASSIONNEL

Remplace les ATUn et les RTU

(3 ans renouvelables) (1 an renouvelable)

ACCES PRECOCE

Remplace les ATUc, ATUei, post ATU, et PECT

Pour les médicaments destinés à être commercialisés dans 

l’indication concernée

Médicaments présumés innovants

Données cliniques disponibles ou en cours de recueil

Sur demande du laboratoire

Avant demande d’AMM
Après obtention d’une AMM

Sur avis conforme de l’           

après évaluation

Evaluation et décision de la 
(3 mois à partir de la demande complète, hors suspension et prorogation)

AUTORISATION 

D’ACCES PRECOCE

(1 an renouvelable)

ACCES NON DEROGATOIRE 

REMBOURSEMENT PERENNE

(droit commun)

Arrêt possible en fonction des 

données disponibles 

Recueil de données 

(PUT-RD)
Recueil de données

(PUT-RD)

Refus



• Recensement des usages hors AMM
• Mise en relation avec chaque centre de référence

• Mise à disposition au sein de la filière et du CRPP via les sites internet

• Identification des patients pour qui utilisation hors AMM validée en RCP

Outils en cours de développement

30



• Médicaments, dispositifs médicaux ou pratiques non médicamenteuses en dehors 
des indications validées et remboursées

• Sont concernés :

• Facteur VII activé recombinant (rFVIIa) Eptacog alfa (Novoseven®) dans la thrombasthénie de 
Glanzmann chez les patients sans alloimmunisation ou état réfractaire aux concentrés plaquettaires

• Agonistes récepteur thrombopoïétine (ARTPO) Eltrombopag (Revolade®), Romiplostim (Nplate®) 
dans les thrombopénies constitutionnelles

• Autre(s) médicament(s), dispositif(s), pratique(s), contexte(s) ?

• Instruction systématique dans le cadre des RCP CRPP

Hors AMM dans les pathologies plaquettaires

31



Fiche RCP actualisée

32



Avancement actuel et perspectives
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•Constitution d’un groupe de travail « Observatoire des traitements »
•Coordination : Valérie Chamouard et Laura Tourvieilhe
•Correspondant pour le CRPP : Paul Saultier

•Avancement des projets
•Modification fiches RCP (onglets Observatoire) : validées (diffusion imminente)
•Veille permanente pour actualisation des médicaments, dispositifs médicaux ou pratiques non 
médicamenteuses en dehors des indications validées et remboursées
•Revue bibliographique des médicaments / dispositifs / pratiques sélectionnées : en cours
•Identification des patients par la RCP (pas encore de patient identifié dans le CRPP)
•Aide à l’accès dérogatoires aux traitement (si multiplication des utilisations d’une médicament / 
dispositif)

•Recueil des données obligatoire dans le cadre d’un accès dérogatoire
•Via les demandes formulées par l’ANSM / Laboratoires (PUT-RD)
•Via BaMaRa (Set de données minimales – Traitement)
•Via FranceCoag ?
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FranceCoag

• Objectifs du projet
• Connaissance de la répartition géographique, des caractéristiques, des 

traitements et de l'évolution des patients atteints de maladies hémorragiques 
• Outil de veille sanitaire 
• Outil de recherche ouvert

• Coordination APHM depuis 2017
• 86 058 visites enregistrées
• 13 485 patients suivis

• Hémophilie A : 7623 cas (844 PUPs)
• Hémophilie B : 1841 cas (171 PUPs)
• Maladie de Willebrand : 3306 cas
• Autres déficits rares apparentés : 715 cas



Version 3 de FranceCoag
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• Intégration des maladies plaquettaires dans FranceCoag
en complément des autres pathologies de la filières MHEMO
•Autres apports de la V3 :
•Portail d’accès au patients (info santé de vie perçu et QoL)
• Interopérabilité avec autres bases (BaMaRa) et avec le 

carnet numérique MHEMO
• Interface nominative hors EDS pour interface SNDS

•Calendrier respecté : mise en place février-mars 2023



Rétroplanning Livraison Version 3

Phase 1 : Mise en production de la V3 

Phase 2 : Mise en place 

évolutions de la V3

Phase 3 : Optimisations V3

T2 2022 T3 2022 T4 2022 T1 2023 T2 2023

Notification du marché  avril 2022 - Eiffage – Clemessy 

Février-mars 2023

juin 2023

août 2023

Phase d’étude

août 2022

Ouverture de l’application aux partenaires

Ouverture de l’application aux patients

Étude de la V3 pour optimisation

Ateliers fonctionnels

Ateliers techniques

Atelier Sécurité Informatique

Atelier RGPD
Mise en place du site internet FC

Mise en place de l’application privée

Migration de la V2 vers la V3 



Version 3 de FranceCoag
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•Thrompénies
Thrombopathies
Orphanet

•Registres
Collections de cas



Questionnaire plaquettes

BESOIN FONCTIONNEL

Ateliers commande initiale

Transposition cahier des charges 

 document de spécifications

Questionnaires

Dico variables

Ergonomie

Interop

Développement 

Informatique

Contraintes 

Architecture technique



Financement
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•Financement MIG 435k€ par an (coordination, informatique, 
monitoring, qualité)
•Déploiement d’un partenariat industriel 600k€
 Aide au centres saisie des données (ARC centres)
•Contractualisation avec les centres pour financement sur 

nombre de visites FC réalisées par rapport au programme 
attendu
•Première phase : estimatif des files actives 

(patients 2021 dossier labellisation CRPP / BaMaRa) 
•Réajustement annuel sur les files actives réelles



Prochaines étapes
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•Note d’information toutes pathologies confondues prête 
à emploi et validée par la CNIL
•Soumission CNIL V3 imminente
•Phase pilote d’inclusion dans la V2 pour Glanzmann
•Phase test de quelques mois : Bordeaux Bicêtre Marseille
•Capacité inclusion patients Glanzmann : consentement, 

visite d’inclusion
•Données ultérieurement rapatriées dans V3 

(questionnaire de rattrapage)



Merci de votre attention !


