McEDE

Compte-rendu de la réunion du comité de pilotage de la filiere MCGRE

2 février 2021 - 17h30-19h30

Visioconférence
Personnes présentes :

Animateur MCGRE Frédéric Galactéros (FG)
Coordinatrice de Centre de Référence Maryse Etienne-Julan (MEJ)
Représentant(e)s CR pédiatrique IDF Corinne Pondarré (CP)
Représentant(e)s CR adulte IDF Jean-Benoit Arlet (JBA)
Représentant(e)s CR adulte province Giovanna Cannas (GC)
Représentant(e)s CR pédiatrique province lsabelle Thuret (IT)
Représentant(e)s CR pour les DOM Narcisse Elenga (NE), Gylna Loko (GL)
Représentant(e)s CC pédiatrique IDF Marie Belloy (MB)
Représentant(e)s CC adulte IDF Louis Affo (LA), Stéphanie Ngo (SN)
Représentant(e)s CC adulte province Caroline Makowski (CM), Justine Gellen-Dautremer (JGD)

Représentant(e)s CC pédiatrique province

Représentant(e)s des associations Maryannick Lepetit (ML), Lucienne Lucien (LL)

Représentant(e)s imagerie médicale

Représentant(e)s EFS

Représentant(e)s biologistes hospitaliers Catherine Badens (CB)

Représentant(e)s Recherche Pablo Bartolucci (PB)

Représentant(e)s CGRF et Patricia Aguilar-Martinez (PAM)
Formation/enseignement

Représentant(e)s IDE Emmanuella Leveillé (EL)

Représentant(e)s des psychologues

Représentant(e)s ETP adulte

Représentant(e)s ETP pédiatrique

Représentant(e)s GT Coordination Louis Affo (LA)

multidisciplinaire

Equipe projet MCGRE Sonia Pavan (SP)
Excusés :

Corinne Armari-Alla (CAA), Malika Benkerrou (MB), Stéphanie Eyssette-Guerreau (SEG), Oussama Charara (OC),
Cécile Guillaumat (CG), Suzanne Verlhac (SV), Philippe Joly (PJ), Aurélie Zarka (AZ), Corinne Liegeois (CL), France
Pirenne (FP), Marie-Pierre Lehougre (MPL), Elena Fois (EF), Sylvain Le Jeune (SLJ), Mariane De Montalembert
(MdM)
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1- Budget prévisionnel 2021

Les financements MIG pour 2021 ne sont pas encore connus, ils sont présentés sur la base des
financements regus en 2020.

Financements connus :

BNDMR 30 000 €/an (+ les 60 000 € non dépensés les 2 années précédentes),
errance/impasse : financement 50 000 recu en décembre 2020 (suite a I'acceptation de la
lettre d’engagement). La méme somme devrait étre recue en 2021.

PNDS : budget 2020 consommé entierement. 2021 : budget pour lere tranche de 50% PNDS
drépanocytose enfant et adolescent (7500 €).

RCP : reste du versement fait en 2019 pour acquérir et mettre en place I'outil de RCP.
Formation/information : enveloppe 50 000 € en 2020, reportée en grande partie car de
nombreuses formations ont été retardées. Nouveau versement de 50 000 € prévu cette année.
Le plan de formation prévu en 2020 est maintenu pour 2021 (voir dépenses prévisionnelles).
Mise en place de I'Observatoire des traitements : 25 000 € alloués, mais peut-étre pas fléché
(ajout a la MIG).

Religuat : montant approximatif de 100 000 €. Nous n’avons pas encore la notification du
report de tous les reliquats demandé fin 2020.

Dépenses prévisionnelles : voir tableau.

Dépenses de base : salaires, fonctionnement.

Un budget prévu pour les journées annuelles, scientifique, des infirmieres, a rectifier en cours
d’année selon la situation sanitaire.

Ateliers de coordination pluridisciplinaire : 4 prévus cette année, budget pour vidéos.
Formations médecins outre-mer (enveloppe formation) : présentiel annulé, mais prestataire
sera pris pour une partie de I'organisation. Cette action de formations prévoyait aussi des
stages de médecins d’outre-mer en métropole. Les dépenses prévisionnelles incluent ce qui
était prévu en 2020 (formation patients experts, fiches d’information patients). Une
communication sera faite au membres de la filiere pour recueillir leurs besoins en formations
et utiliser I'enveloppe 2021.

JBA : travail de rédaction et d’édition pour de I'information sur les maladies devrait étre remis
en route. Faire appel a un prestataire pour que ¢a avance vraiment. Revoir le devis de 2018, et
demander d’autres devis. Sujet possible : hétérozygotes AS. FG : la DGOS et la DGS avaient
demandé de fagon assez insistante a avoir un chapitre pour les hétérozygotes AS dans le PNDS.
Important d’avoir une information unique au niveau national. FG: CNCDN demande un
document permettant d’informer sans alarmer les parents d’enfants hétérozygotes. Travail
avec eux sera possible. IT : un document pour les parents d’AS serait effectivement tres utile.
Il faut un document pour les adultes et un document pour les parents d’enfants. PAM : le GT
n’avait pas considéré ce sujet comme une priorité quand les thématiques avaient été choisies,
mais les choses ont un peu changé. CP : document pour les parents sera édité par le CNCDN.
Une commission nationale s’en charge, impliquant la HAS, la filiere. Pour I'aide aux centres, les
budgets BNDMR, errance/impasse et une partie du reliquat pourront étre cumulés. Pour
rappel, le projet errance/impasse consiste d’une part a renseigner dans BaMaRa les patients
en errance ou en impasse (dossier initial + suivi si au cours du temps son cas est réévalué) et
d’autre part a mettre en place une veille scientifique et réglementaire permettant a tous de
suivre les évolutions en matiere de diagnostic. Le budget alloué est prévu pour la saisie dans
BaMaRa.

Autres groupes de travail : un budget pour le GT transition, a repréciser car pas de réunion
récente du groupe. MEJ : le GT parcours de soins aura peut-étre des demandes cette année,
prévoir 10 000 €. Associations : flyer a faire (suite du projet vidéo qui est bientot terminé).
ETP : un certain nombre de projets prévus dans le groupe.

Soutien financier au registre thalassémies: demande de 2020 va passer sur 2021 car
convention en cours. Une demande pour 2021 faite par CB : 22k€E.
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- Siclopédie : pas de dépense prévue pour l'instant. Il faudra que le groupe réfléchisse a la suite

a donner et si un financement est a prévoir. Pour l'instant I'usage de Siclopédie web a été

discuté pour les patients séveres se déplacant d’'une région a l'autre, les grossesses

compliquées, les allo-immunisations. Le sujet Siclopédie sera détaillé lors du prochain COPIL.

Pour rappel, les dépenses 2020 pour Siclopédie ont été expliquées lors du COPIL du 6 octobre.

Proposition du COPIL d’indiquer toutes les dépenses prévisionnelles souhaitées, et des priorisations

seront faites en cours d’année selon les dépenses réellement effectuées. Ajouter le total des dépenses
pour chaque budget.

LL : associations se sont organisées en collectif. Souhait de faire une action collective d’information
pour la journée mondiale de la drépanocytose, a prendre en compte dans le budget 2021. SP : faire
une proposition de projet a la filiere. Mais pas certain que ce type de journée entre dans le cadre des
missions de formation demandées par la DGOS (a vérifier).

CM : projet de collecte d’AS symptomatiques -> A proposer aux journées de la filiere.

La filiere ne recoit jamais d’argent des labos qui ont des stands lors des journées, c’est I’association de
service. JBA repose la question de leur présence aux journées filiere, qui empéche d’aborder certains
sujets.

Journées filiere a distance sont appréciées pour certains aspects pratiques. Il serait bien de les
conserver en partie méme si la situation revient a la normale.

2- Point BaMaRa/Piramig

Un rappel du fonctionnement des reports automatiques des indicateurs de BaMaRa dans Piramig est
fait pour les campagnes 2020, 2021 et 2022. Tous les CRMR de la filiere ont été informés de ces détails
par mail. Dans tous les cas, il est conseillé de commencer la saisie dans BaMaRa ou dans la fiche MR
du DPI des la mise a disposition de I'un ou I'autre outil.

Quelgues commentaires et retours d’expérience :

- Certains centres ont eu BaMaRa mais ne I'ont pas utilisé car ils attendaient la fiche MR du DPI
(ex. CP)

- IT mentionne qu’elle a essayé de faire le minimum dans BaMaRa pour avoir les files actives, en
attendant de pouvoir utiliser la fiche MR du DPI. Sinon c’est un travail énorme, impossible et
sans intérét

- GC:remplit tous les passages pour tous les patients adultes dans la fiche MR

- PB: estime que pour un centre comme Mondor la saisie représente un poste a temps plein

- MEJ : secrétaires saisissent identité du patient, et les médecins saisissent le diagnostic et
I"activité. Saisie de I’activité est trés rapide.

- Remarque générale sur le manque de comptes rendus par les sociétés qui ont eu l'appel
d’offres pour la mise en place des fiches MR dans les DPI : ils sont trés en retard, n’ont pas eu
de pression pour avancer et pénalisent maintenant les centres.

Questionnaire pour état des lieux de la saisie des données cliniques dans la filiere : en cours de
finalisation. L'enquéte sera bientot lancée. Les résultats seront aussi utilisés pour mettre en place I'aide
aux centres pour la saisie dans BaMaRa.

3- Point PNMR3 — DGOS et missions des filieres
Rappel sur I'appel a manifestation d’intérét sélectif pour la mise en place de bases de données MR a
des fins de recherche, dont la deadline est fin avril.

Observatoire des traitements a mettre en place en 2021 dans la filiere. Une description rapide des
attentes de la DGOS est faite, et le schéma proposé par FAI2R (une des filieres pilotes) est présenté.
Un groupe de travail dédié devra sans doute étre mis en place.
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25000 € alloués cette année pour démarrer le projet. FG envisage la possibilité de recruter une
personne avec un background pharma pour proposer un draft sur lequel la filiere pourra ensuite
travailler.

4- Points des représentants associatifs + associations signataires de la charte

Proposition d’élaboration d’une fiche assureur : la filiere fera un retour rapidement.

Loi passage aux urgences : souhait de faire une fiche. ML va envoyer la demande. Associations SOS
Globi ont fait des courriers de recours a I'ARS. Réfléchir a une action filiere.

Vaccination COVID : patients drépanocytaires considérés comme prioritaires mais pas ultraprioritaires.
GC signale que dans les centres de vaccination, la drépanocytose figure sur la liste des personnes avec
facteurs de risque qui peuvent étre vaccinées.

Bilan des associations signataires de la charte. Quelques associations supplémentaires ont signé :
AADC, Drepan’Ose Internationale, SICKeLink by SOS Globi Paris, SOS Globi Grand Est, REMH. Pas de
remarque particuliere des personnes présentes. Nous validons toutes ces associations comme
membres de la filiere.

5- Point site MCGRE : aménagement de I'Espace membre a acceés restreint
Espace COPIL, GTs (selon les besoins des groupes), associations, etc. Une démo est faite pour montrer
ce que cela donnerait avec une page d’un groupe de travail.
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> Tous les points prévus a I'ordre du jour ont été traités.

> Dates des prochaines réunions :
- 6 avril 2021, 17h30
- 1°"juin 2021, 17h30
-3 ao0(t 2021, 17h30
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Annexe : support ppt utilisé lors de la réunion

Reéunion du comite de pilotage
de la filiere de santé MCGRE

Feunion en visioconference
Mardi 2 fevrier 2021

McERE
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FILIERE SANTE MALADIES RARES

Budget 2021
Budget 2021
hAIG filléra (socle + PY] 434 7% [mantant réal non connu)
BOD/BMOMEA 90000 (supposé)
Errancefimpasse 100 000 (connu)
PHDS 7 500

{eonnu) = Budgets fiéchés

RCP 14325 (connu)
Farmation/finfarmation 92 250 (connu)
Observatodre des traltements 25000 (connu)
Reliquat 100 030 [non valids; dépend du report

effectif accordé par FAPHP)
Total f6d Qs

McERE

Dépenses prévisionnelles 2021

Ealairas =7 157 el Filitirg
Fra che g estice | 1% cb= |5 htig | o1 346 Pallig Filimre
Fousnibares de bureau, peti maberiel ndormadique, supports de communication filiere, impressions 7 0 Pallig Filimre
Srte wiski{ maimie nance, Sy b iore) Ere Pallig Filimre
Joarnies pressedbe § 10004, alls ] {Migfilimne]
Sournie des assccatons (10000}, Frdicpuat
Con gris [dont interfiling, aubras jourdes intariléee [5000)

scvndia sciantifioue thi matigia 5000, o1 350 Formation
Jomrne prwcd e ckes BDE 3000,

afeliers coordiration mu bt diec plinsies 10000
Formations meédecins outre-mer 20 000

Fofmation patiants sgerts 20000

Fiacttelcs i vt o i | G Pt o | 0 (000

Surtres: fo e bicee 1204060

BNDW ; mice by st clans BaftaRa SO0 4 20000 EMOMA & radicuat
Prajets GT {tracestion 5000, associstions Z3H0, ETR 10 000) 17 300 naig Filigre

BHDNIE | s irmpa s 1040 D0 Ermrcsfimpanse
Ohservsinine desiraitemerds 5000 g Filimre

PHDS 7500 il

RCP 10000 B

HMaw G lobinoscops 7 000 Fusdicyuat {raort 20120

Eoatian feancier ragetng rathon al Thalassdenie 20030 Fadiyaat | et 2000)
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Saisie des données cliniqgues dans BaMaRal/fiche MR

« Campagne 2020 (donnees 2019) : debut des reports automatiques dans Piramig, suite aux
premidres migrations (HCL et AP-HP)

« Campagne Piramig 2021 (données 2020) | renseignemant 3 partir de BaMaRa, rectification
manuelle pessible mais prise en compte dafe de déploiement si écart enire BEaMara et le
déclare

+  Campagne Pliramig 2022 (données 2021) :

# Cenires ayant au moins un mode de saisie déploye au 19 janvier 2021 (BaMaRa ou
fiche MR du DPI} : BaMaRa sera la seule source possible

# Coentres n'ayant pas de mode de saisie déployé au 17 janvier 2021 : données
déclaratives possibles mals prise en comple de la date de déplelarment

# Il estdong conseillé dans fous les cas de commencer |a saisie sans trop tarder dés
mise i disposition de BaMaRa ou de la fiche MR dans e DPI

McERE

Etat des lieux saisie des donnees cliniques dans la filiere

+  Enguéte en cours de finalisation. Sera mise en ligne prochaimnement
* Réponse attendue de tous les cenfres

+  Objectif principal - mis an place d'un plan d'aide aux centres pour [a saisie
+  Autres objectifs : savoir qui saisit dans quod, quelles sont les difficultés, les moyens rédels

e GRs
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FILIERE SANTE MALADIES RARES

Action 3.2 -Accompagner la collection de données clinico-biologigues, de cohortes et de registres
pour leur constitution, leur uiilisation et leur valorisation

Action 3.2 © développement de bases de donmdes (BDD) respectant les principes FAIR pour
accélérer la recherche sur les maladies rares (MR) et favoriser le diagnesiic et le
développement de nouveaux fraitements

+  Appel & manilestation d'intérat (AMI) sélectif ouvart :

Projets attendus : projets de recherche innowvants et ambitieux, sur la base de la mise en place de BDD
FAIR pour les MR

# Consortia attendus regroupant cliniciens etfou biclogistes médicaux travaillant en lien étroit
avec un/des CRMA, FSMR et ERN, et une ou plusieurs équipes de recherche

# BODD hébergée par France Cohores [conforme RGPD + référentiels SNDS)

¥ Financement : 1,4 M € maximum/projet sur & ans maximum (total 16 M € -> environ 12
projets)

# Date limite de dépit des dossiers: 22 avril 2021

McERE

Axe 4 : promouvoir 'acces aux traitements dans les MR

Mise en place par chague filiére d'un Observatoire des traitements (avanf fin 2020...)

- Objeetif 1: favoriser un aceés rapide aw: innovations thérapeutiques

- Objectif 2 : renforcer la connaissance en vie réelle des médicaments arphelins

= Objectlf 3 : disposer d'un état prospectif des développements de nouvelles thérapeutiques
en cours ou attendus el disposer d'un dat des lleux des thérapeutiques proposées (inelut
l& repérage des médicaments avec risgue de rupture)

- Objectif 4 : adapter le dispositif des RTU aux spécificités des maladies rares (réle attendu
des FSMR pour l'accés compassionnel -» dosslers de demande & I'ANSM)

- Mote d'information ministérielle en attente de validation

= Inclusion prescripteurs, associations, chercheurs dans |'Observatoire

- Qrganisation libre de chague FSMR dans le cadre des missions demandées

e GRs
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Axe 4 : promouvoir 'acceés aux traitements dans les MR

Pilote avec quelques filigres, en vue de la mise en place de registres par pathclogie, confiee &
la fedération des spécialités médicales (FSM) -

-+ 2 registres par filigre, pour des traitements hors AMM insuffisamment étayées pour
prétendre & un encadrement par FANSM (RTUW futur accés compassionnel porie par la
LFSS pour 2021).

-+ Exemple de démarche pilote - filigre FAIZR

1 Vi | idhastion comphise e la
AR |DamE B pes
FALIRY

Limtm St s puicimiiim
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Associations signataires de la charte des associations

Associations membres de la filiere :

Associations a valider ;
- APIFD
- AFLT (thalassémig) - AADC (dyserythropolases
- ASAD 972 congénitales)

- Association des familles du Loiret
- Drepa 31 - Drepan'Ose Intermationale
- Drepaguyane
- Drépavie - SICKeLink by 508 Globi Paris
- Espoir Hope Elikia
- Femmes en devenir - 808 Globi Grand Est
- FMDT 505 Globi
- Mayotte Drepaction - REMH
- 80& Globi 64

- 505 Globi 94

- 505 Globi Auvergne

- 505 Globi Mouvelle Aguitaine
- 5085 Globi Cccitanie

- 808 Globi PACA M C@E
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Aménagement de 'Espace Membre — Site MCGRE

-» Choix de plusieurs pages a Iintérieur de 'Espace Membres, avec accés différentiels :
Espaces groupes de travail :
- ETP:catalogue des outils, contacts, etc.
Centres de compétence
Autres GT...
Espace associations : comptes rendus de réunions, présentations journdes, ete.

Espace professionnels de santé

- Espace COPIL/Bureau

McERE




