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Mc@DE

FILIERE SANTE MALADIES RARES

Groupe de travail recherche
(Justine Fauvel / Bartolucci)

Elaboration d’'une boite a outil

Mise en place d’'une RCP Méthodologie
Protocoles sur le site web

Information recherche expliquée aux patients
Biblio

Lien avec les plateformes

Coordination des Centres

Mise en place d’études
Mutualisation et recrutement (ARC, Tech, IDEC)
Promotion des Etudes



Objectifs et actions du groupe de travail Recherche

e Objectif : Faciliter la recherche au sein de la filiere
e Améliorer la diffusion d’informations (bibliographie, recensement des protocoles en cours)
e Mettre en place des ressources pour le développement de projets de recherche

e Actions:
e Création de nouveaux espaces dédiés sur le site internet de la filiere
o Page « Publications » Déja en ligne !
o Page « Essais cliniques » Déja en ligne !
o Page « Boite a outils » En cours de développement
e Mise en place d’'une « RCP méthodologique » En cours de développement




Presentation du site de la filiere

LA FILIERE LES PATHOLOGIES 00U CONSULTER ? LE PARCOURS PATIENTS  [RRla it iy
ACCUEIL > PUBLICATIONS La recherche

Les bases de données

PUBLICATIONS Lo angrioes

Appels & projets
Certe page répertorie les publications
Pour soumettre une publication, cliguez sur ce lien Publications

Essais clinigues

Boite a outils
Recherche
Investigation of thrombin generation assay to predict vaso-occlusive crisis in

adulthood with sickle cell disease

Les formations

Guillaume Feugray, Fiston Kascnga, Maximilien Grall, Cecile Dumesnil, Ygal Les RCP
Benhamou, Valery Brunel. Véronique Le Cam Duchez. 1 Agnés Lahary, and Paul COVID-19
Billoir

36277754 Documentation
Etude prospective TRIER PAR:

« Etude comparant des drépanocytaires a l'état d'equilibre, pendant CVO et
temoins pour evaluer la relation entre TGA et hypercoagulabilite dans la Date de p

ACTUALITES




Création d’une page collaborative « Publications »

LA FILIERE LES PATHOLOGIES 0oU CONSULTER ? LE PARCOURS PATIENTS

ACCUEIL > PUBLICATIONS

ESPACE PROFESSIONNELS .
DE SANTE ACTUALITES

PUBLICATIONS

Cette page répertorie les publications
Pour soumettre une publication, ¢ Z sur ce lien

Investigation of thrombin generation assay to predict vaso-occlusive crisis in
adulthood with sickle cell disease

Guillaume Feugray. Fiston Kasonga. Maximilien Grall, Cécile Dumesnil. Ygal
Benhamcu, Valery Brunel, Veronigue Le Cam Duchez, 1 Agnés Lahary. and Paul
Billoir

36277754

Etude prospective

Proposé le 24/10/2023 par Louis Affo

FILTRER :

PAR MOT CLE

PAR CONTRIBUTEUR

Tous les contributeurs

PAR PATHOLOGIES

Toutes les pathologies

Toutes les pathologies

Anomalies de la membrane du globule rouge
Autres maladies de lhémoglobine
Drépanocytose

Dysérythropoléses

Enzymopathies

Thalassémies

/

Redirection
vers PubMed

—> REINITIALISER LES FILTRES




SOUMETTRE UNE PUBLICATION

Partager une publication

ACCUEIL » PUBLICATIONS

. - w
Cette page répertorie les publicaljpd
Pour soumettre une pubh’fan‘
Investigation of thrombin generation assay to predict vaso-occlusive crisis in
adulthood with sickle cell disease A
Guillaume Feugray. Fiston Kasonga. Maximilien Grall, Cecile Dumesnil. Ygal
Benhamou, Valery Brunel, Wéronique Le Cam Duchez, 1 Agnés Lahary. and Paul
Billoir
36277754
Etude prospective
« Ftude comparant des drépanocy 14 et
temoins pour evaluer entre TGA et hypercoagulabilité dans la
drepanocytose et prediction de CVO dans lannge. »
. : #~
Propose le 24/10/2023 par Louis Affo




Page Essais cliniques

ESSAIS CLINIQUES

Cette page répertorie les essais cliniques
Pour soumettre un essai clinique, cliquez sur ce lien

Dépistage des complications rénales chez les enfants et les jeunes adultes
atteints de drépanocytose majeure

EN COURS

Une étude pour évaluer l'innocuité a long terme chez les participants ayant
participé a d'autres essais cliniques sur le luspatercept

EN COURS

Registre longitudinal mondial du déficit en pyruvate kinase

FILTRER :

PAR MOT CLE

PAR PATHOLOGIES

Toutes les pathologies

Toutes les pathologies

Anomalies de la membrane du globule rouge
Autres maladies de lhémoglobine
Drepanocytose

Dysérythropoieses

Enzymopathies

Thalassémies




Page Essais cliniques

ACCUEIL » ESSAIS CLINIDUES 5 SPHE
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ACTUALITES

Sphérocytose héréditaire et fonction
vasculaire

RESUME DE L'ETUDE

Contexte - Les palients atieinls de sphérocylose héréditaire HS) se

défarmabilité des

uméro NCT - NCToss5178

identifiants | 59HCL1a_oo4oizoicgy

STADE DE RECRUTEMENT

Résullals publiés

PATHOLOGIE CONCERNEE

Autres maladies de 'hémoglobine

SPONSOR ET CENTRES PARTICIPANTS

Sponsor : Hospices Civils de Lyon
Centres participants : Institul d’Hématolagie et Oncologie PEdiatrigue GHOPe), Lyan, F:
Edouard Herriol. Lyon, France

elHapital

INFORMATIONS COMPLEMENTAIRES ET CONTACT
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Alexan,
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SOUMETTRE UN ESSAI CLINIQUE

Pour ajouter un essai clinique

ESSAIS CLINIQUES

Cette page répertorie les essais clini
Pour soumettre un essai clinique

EN COURS

Depistage des complications rénales chez les enfants et les jeunes adultes

atteints de drépanocytose majeure

EN COURS

Une étude pour évaluer l'innocuité a long terme chez les participants ayant
participé a d'autres essais cliniques sur le luspatercept

Mc@DE [ en couss |

Registre longitudinal mondial du deéficit en pyruvate kinase



Page Boite a outils

Développer un projet de recherche

Etape 1

Interrogation de la littérature

Etape 3

Faisabilite

Etape &

Rechercher un financement

®

*—

—

Etape 2

Perfectionner votre idée

Etape 4

Rédiger une proposition/
ébauche de protocole

Pour accompagner les
utilisateurs dans la construction
de leur projet de recherche




Page Boite a outils

e FEtape 1:Interrogation de la littérature :
= Liens pour effectuer vos recherches
Etape : ® bibliographiques :
Interrogation de la littérature e Lien Inserm pour accéder aux theses de
sciences
Lien Pubmed
Lien Cochrane
Réseau des Bibliotheques universitaires
Lien clinicaltrial.gov

La recherche biblicgraphigue initiale doit
ger la

gquestion/prob atique gui justifies la
recherche. Elle parmet for

permettre de

nce des publications et donnaes

at etudie, elle sert & definir les
ts et notions dans lesquels il

s'inscrit

A lissue de ceile etape, doit se poser une

guestion uni ctif principall qui

[Z--Z:‘.-l étre accompa ea Jda s0us

gquastions [objectifs secondaires)
hitps: A clinicaltrials.gow,
hitps: /¥scholargoogle.coms
hitps: #“hal sciences




Page Boite a outils

e Etape 2 Perfectionner votre idée:
e Renvoi vers un glossaire
¢ e Arborescence des types de Recherche

Etape 2 @ - -
P | DEMARCHES REGLEMENTAIRES EN FONCTION DU PROJET |
PEF'FE'l:tlﬂ-ﬂﬂ er votre Id.'E'E' Recherche sur la personne humaine en vue du développement des connaissances
biologiques et médicales
Une fois la guestion posee, il faut definir | Eromoteur ]

. B e e - B R R 3 Catégorie 2
dans guelle cadre se situs votre etude Catégorie 1 oo A — Catégorie 3
Recherches interventionnelles (S EH AT, e et Recherches non interventionnelles
lengitudinale, de cohorte, prospective contraintes minimes

le type de recherche : epidemiologique bt el ey | |

? clinigue 7 Cadre réglementaire Recherche surdes | | Recherches ne portant
pas sur d
quells! typeisl de parametres voulez Meneaind b J e st
vous collecter ? Comment 7 ([emvegisrement oeuaracn) ) | Envegistement (11D-AcE)
Sl s'agit d'une recherche impliquant la [ T ][ ] Infomtion ANSM (ol du résumeet avs du CPP)

personne humaine, il convient de

(e scne) G i ; ([ Avis du cPP
as recharchas (Avis éthique de chaque Etat i"ﬁl_m - Avis du CPP L oo
L2E recnancnes = omen e s x
o glles WCE =1 orie 1 QWMEtﬁE

[ CNIL : Engagement de conformité MROOL. ] CNIL : Engagement de conformité MROO1 ] [ CNIL: Engagement de conformité MR003

et contraintes Ou autorisation CNIL Ou autorisation CNIL

Ou autorisation CNIL

- L G

minimes {categorie 21 et non ( Asurance )
a .'Z'.-l;] orie 3l O Définies par arrté du 18/11/2016(

nterventionnellas

© Dérogation au consentement exprés en situation d'urgence

hitps://sfarorg/nouveau- ( A e T
reglementation-de-recherche-clinigue- relont e 3ot £apersonne homai elesgue déinis dons o abess

va-changers

existants }

e Liste des méthodologistes




Page Boite a outils

Etape 3 @

Faisabilite

fim d'ev: rl sabilite du prajat, il
faut awv n ]

des benéfices. applications et avantages
a[=] I.:l = - &

des acteurs

des difficultes attendues
La filiere vous propose une aida
methodolegique pour affiner votre projet
ILien hypertexte vers le formulaire mis an

place par la filigral

hitps: A filiere-mcgre.fr#

mc@

e Etape 3: Faisabilité :
Les différents aspects de la faisabilité d’un
projet de recherche comprennent :

question scientifique : parametres/mesurabilité
la définition de la méthodologie : dont n de
patients a inclure/centres, durée

la définition du type de recherche

le respect réglementaire (type de recherche,
modalités de promotion)

les intervenants dans le projet (dépend du type
de recherche) : investigateur, promoteur,
méthodologiste, ARC, TEC, logistique, gestion
données/collections

I’estimation du co(t projet




En amont de la RCP méthodologie

Définir le contour de mon projet
(revue de biblio/résumé : 10 lignes max)*

Définir I'objectif principal et I’hypothése principale*

Définir les objectifs secondaires*

Formulaire a
remplir pour
soumettre une
demande d’appui
méthodologique

Chaque projet
nécessitera2 a3
passages en RCP
méthodologie




Page Boite a outils

e FEtape 4 :Rédiger une proposition /
ébauche de protocole

Recensement des structures d’appui

Etape 4 @

Elédiger une proposition/ e Organisation de la recherche clinique
ebauche de protocole hospitaliere

e Délégation a la Recherche Clinique et a
’Innovation (DRCI)

A ce stade, vous pouvezr debuter la

redaction du synopsis de volre etude

Joici une trame lien Structures de soutien
Si vous ne l'avez pas encore fait. il faul équipes de recherche
contacter 'Unite de Recherche Clinique

centres d’investigation clinique
centres de ressource biologique
cellules médico-économiques

URCI de votre etablissement
https: S filiere-mcgre_fr/




Page Boite a outils

_.

Etape & 9

Rechercher un financement

https: ffiliere-mcgre.frfespace- /

professionnels-de-sante/appels-a-

projeks/

Etape 5 : Rechercher un financement

Lien vers la page du site de la filiere
recensant les appels a projets

Mc@DE

T~ LA FiLiERE Les PaTHOLOGIES o consuLTER ? LE PARCOURS PATIE

APPELS A PROJETS

FONDATION POUR LA RECHERCHE MEDICALE - PROGRAMME GENERALISTE -
AMORGAGE DE JEUNES EQUIPES

Budgot :

Date limite de dépét des dossiers

Eligibitite

Objectif




Groupe de travail recherche

Coordonné par :
Pr P. Bartolucci
Membres :

Pr J-B Arlet
Dr V. Brousse
Dr P. Cougoul

P. Connes
Pr. N. Elenga

J. Fauvel

Dr B. Koehl

Dr S. Ngo

Dr L. Pascal
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