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Si le traitement est modifié, les évaluations mensuelles
doivent se poursuivre jusqu'a ce qu'une réponse au traitement
satisfaisante pour le patient et le professionnel de santé

soit obtenue.

CONTEXTE

RESULTATS (suite) '

Des thérapies ciblées pour la drépanocytose ont émerge au cours de la »  Les experts ont identifié trois critéres d’évaluation clés (Figure 3):
derniére décennie! et le paysage thérapeutique de la drépanocytose 1

continue de s'élargir.

Les conseillers étaient pour la plupart d’accord sur la priorisation
des parametres et des cibles de traitement.

PERSPECTIVES

Afin d'affiner et de valider davantage le pilier SURVEILLANCE du cadre
GSR, les parametres d'évaluation clés seront discutés, définis et
validés avec des spécialistes d'organes.

Les parametres de la drépanocytose .
2. Laprésence et la gravité des complications d’organes

Les lignes directrices pour la prise de décision thérapeutique axée sur les
objectifs font défaut et le besoin continue de croitre. Il existe actuellement un
manque de marqueurs standardisés et quantifiables pour surveiller I'activité,
la progression et la réponse au traitement de la SCD.?

3. La prise de décision partagée.

Le pilier GESTION

* Des questions de suivi ont été utilisées pour définir des cibles de traitement °
appropriées pour chaque parametre en tenant compte des enfants, des
adolescents et des populations adultes (tableau 1).

OBJECTIF B

—  Siles objectifs de traitement ne sont pas atteints dans les trois piliers ou
en cas de complications liées a la drépanocytose, le cadre doit étre °
utilisé tous les 1 a 3 mois.

Nous présentons ici un processus de développement d'un outil d'aide a Ia
décision thérapeutique pour la gestion de la drépanocytose (le cadre GSR).

Les spécificités régionales seront discutées avec des
conseillers supplémentaires représentant I'Afrique subsaharienne
et I'Inde.

Le pilier REALISATION sera affiné et validé avec les patients et les
représentants du groupe consultatif de patients.

Si les objectifs de traitement sont atteints dans les trois piliers, le cadre °
doit étre utilisé tous les 3 a 6 mois.

* Développer un cadre de décision de traitement de la SCD bien défini,
guantifiable, adaptable, centré sur le patient et cliniguement pertinent pour
chaque étape du parcours individuel du patient.

METHODES

Tableau 1 : GERER les paramétres et la priorisation des piliers

Parametre Mesure/évaluation Essentiel | Population Objectif de traitement
* Des experts en drépanocytose possédant une connaissance approfondie
p\ \ P y . . .p . ., PP .. les adultes les enfants et les adolescents
des systemes d'organes spécifiques généralement associés aux complications
liées a la drépanocytose (neurologie, psychologie, cardiologie, néphrologie) Parametres * NGB X >7-14 g/dL* >7-14 g/dL*
d'Europe, du Conseil de coopération du Golfe et d'Amérique du Nord et du hématologiques — Hb
Sud ont participé a une série itérative de comités consultatifs. — NES
° Lobjectif principal €tait le suivant : Marqueurs * Réticulocytes X * 7% ou >250x103/pL numération absolue |* Normal pour I'age
— ldentifier les mesures cliniquement appropriées de |'activité et d'hémolyse des réticulocytes (0,9-5,4 %)
de la progression de la SCD. o _ )
1 biectifs d tés d ts étaient e Bilirubine * Aussi proche de la normale e 1 écart type au-dessus de la normale
[ ] .
es objectifs des comités d'experts étaient : (<1,2 mg/mL) oour I'age (0,1-1,2 mg/dL
—  Déterminer des objectifs quantifiables pour le traitement de la [1,71-20,5 pumol/L])
drépanocytose. .
P y e LDH  <400IU/L e <2 écarts types au-dessus de la plage
— ldentifier les besoins non satisfaits et les obstacles a I'application normale pour I'age (143-370 IU/L)
de la prise de décision axée sur les objectifs dans la pratique clinique - : :
de la drépanocytose CVvO * Nécessitant le recours aux soins X < 2 paran
. . . , , (hospitalisation, appel téléphonique,
— Introduire, affiner et valider un cadre de décision de traitement . . .
de |2 dré ‘ . Ster | d q bles d consultation virtuelle) ou a des
e_a repanogy.(_)see compléter le cadre avec des cibles de médicaments par voie intraveineuse
traitement spécifiques.
STA * Niveau d'intensité/soin nécessaire X 0 par an
(par exemple, ventilation mécanique)
RESU LTATS Charge  Nombre de transfusions/an X e 0
transfusionnelle * Ferritine sérique X e <1000 ng/mL
LE CADRE GSR * Concentration hépatique en fer x' * <3 mg/gsurl'IRM
e Trois domaines clés d’évaluation ont été recommandés : * Allo-immunisation X * Pas d'allo-immunisation ou limitation du développement de nouveaux anticorps
1. Les marqueurs de l'activité de SCD Risque * Nécessité d'une prophylaxie x* Recommandé pour les patients Essentiel chez les enfants < 5 ans
l. . . . . 7 . 14 . 7
2. Les marqueurs de lésions organigues d'infections antibiotique pres.entfa\\nt des C|rco-nstan.ces Recommande pour Ies.pat‘|‘ents présentant
o o ) particuliéres ou des infections des circonstances particulieres ou des
3. Les mesures de la qualité de vie liée a la santé. infections
* Dans la partie A du deuxieme comité consultatif, qui impliquait un , . , , . , . . . , N . . , , o . L
. | . . : CVO, crise vaso-occlusive ; ET, écart type ; Hb, hémoglobine ; HbSS, hémoglobine S ; IRM, imagerie par résonance magnétique ; IV, intraveineuse ; LDH, lactate déshydrogénase ; NFS, numération formule sanguine ; NGB, numération
deuxieme groupe d'experts, ces derniers se sont mis d'accord des globules blancs ; STA, syndrome thoracique aigu.
sur le cadre GSR (Figure 1). *Hb < 7 g/dL est lié a des résultats médiocres dans la population HbSS. Jusqu'a 14 g/dL est acceptable chez les patients transplantés. *A surveiller étroitement (essentiel) chez les patients présentant un taux élevé de ferritine
sérique. A surveiller si possible/accessible chez les enfants et les adolescents. *A surveiller si possible/accessible chez les adultes.

Figure 1 : Le cadre GSR

GESTION

Les parametres clés de la
SCD sont-ils gérés ?

Figure 3 : Le cadre d'évaluation intermédiaire
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SURVEILLANCE REALISATION

Fonction rétinienne
e Examen de la rétine

Objectifs de traitement du patient

(prise de décision partagée)
* Court terme (3 a 6 mois)
* Moyen terme (6 a 12 mois)

Parametres hématologiques Rénale

NGB * RAC
Par exemple, Hb, marqueurs — Hb * DFGe pour les 218 ans

d'hémolyse, CVO — NFS Osteonécrose/NAV

Marqueurs d'hémolyse Cardiovasculaire * Anamnese et * Long terme (>1 année)
* Réticulocytes * ECHO (PH) examen physique QuLs
e Bilirubine * ECG (PR, intervalle QT) * Radiologique (IRM)
* LDH * PA (HT systémique) * Taux de vitamine D . Dogleur
* IRM cardiaque (si nécessaire) * Fatigue
Vo Hépatobiliaire " ASCO-ME
* Nécessitant le recours aux soins et/ou Pulmonaire * PROMIS

* Transaminases

'interruption de la scolarité/du travail + Dépistage de I'hépatite

REALISATION STA

Le patient est-il
au mieux de ses

Santé mentale
e PHQ-9, GAD-7

* Tests de la fonction
pulmonaire (spirométrie,
volume pulmonaire,
capacité de diffusion)

SURVEILLANCE

Les aspects clés de la
progression de la maladie

Croissance et

* Niveau de gravité/prise en charge i
développement

meédicale

Transition
* Optimiser la transition des soins

sont-ils surveillés pour prévenir capacités individuelles ? . * TM6M e Etapes clés du FT .
davantage des cgm Iilzations p- : . Charge transfusionnelle dévpelo ement pediatriques aux soins pour adultes
ag P Objectifs du traitement « Nombre de transfusions N logi -VEiopp * Prévenir la transition de la douleur
au niveau des organes ? du patient eurologique * Développement

aigué a la douleur chronique

Evaluation du statut en fer « EDT
Cﬁnc_entratlpn hepath.u,e enhfer | « IRM/ARM cérébrale
Allo-immunisation anti-erythrocytaire « Fonction neurocognitive

* Résultats scolaires
et professionnels

Pédiatrie : pubertaire

prévenir les |ésions des organes

Adulte :
prévenir la progression des
|ésions des organes

Fertilité et reproduction
 HAM et réserve ovarienne
fonctionnelle* chez la femme
* Numeération et conservation des
spermatozoides chez I'homme

Ulceres de jambe
Risque d'infections « Examen physique

* Statut vaccinal
* Besoin d'antibiotiques

\_ J \. J . J

CVO, crise vaso-occlusive ; GSR, gestion, surveillance, réalisation ; Hb, hémoglobine ;

SCD, drépanocytose. ARM, angiographie par résonance magnétique ; CVO, crise vaso-occlusive ; DFGe, débit de filtration glomérulaire estimé ; ECG, électrocardiogramme ; ECHO, échocardiogramme ; EDT, échographie Doppler transcranienne ; GAD-7,

sous-échelle du trouble d'anxiété généralisée du PHQ-9 ; HAM, hormone anti-millérienne ; Hb, hémoglobine ; HT, hypertension ; HTAP, hypertension artérielle pulmonaire ; IRM, imagerie par résonance magnétique ; LDH, lactate
déshydrogénase ; NAV, nécrose avasculaire ; NFS, numération formule sanguine ; NGB, numération des globules blancs ; PA, tension artérielle ; PHQ-9, questionnaire de santé du patient 9 ; PROMIS, Systeme d'information sur la
mesure des résultats rapportés par les patients ; QVLS, qualité de vie liée a la santé ; RAC, rapport albumine/créatinine ; STA, syndrome thoracique aigu ; TM6M, test de marche de 6 minutes ; ASCQ-ME, systéme d'information sur la
mesure de la qualité de vie des adultes avec la drépanocytose.

*Notamment historique du patient (y compris le cycle menstruel), age et nombre de follicules.

CONCLUSIONS

* Un consensus a été atteint parmi les experts internationaux en SCD sur un .
cadre a trois piliers, axé sur les objectifs et centré sur le patient (GESTION,
SURVEILLANCE, REALISATION, [GSR]) pour éclairer la prise de décision en
matiere de traitement de la drépanocytose. Les principes directeurs derriere
chaque pilier sont :

* Le cadre GSR exige que les cliniciens considerent et réévaluent les trois piliers
en parallele de la clinique pour évaluer le traitement des patients (Figure 2).

Figure 2 : Le cadre d'évaluation intermédiaire

Le cadre de décision de traitement finalisé devrait viser le meilleur
standard clinique de soins et permettre une personnalisation des
systemes de santé mondiaux, une application aux patients en fonction

du stade de développement et/ou I'état de la maladie et de permettre un
pilotage en pratique clinique.

Le cadre GSR pourrait étre utilisé pour guider la conception des
essais cliniques.

—  GESTION : les parametres clés de la SCD sont-ils gérés ? .

—  SURVEILLANCE : les aspects clés de la progression de la maladie sont-ils

REALISER surveillés pour prévenir de nouvelles complications au niveau des organes ?

par exemple les _
objectifs du patient

GERER

SURVEILLER
par exemple, par exemple,
Hb albuminurie

REALISER : le patient est-il au mieux de ses capacités individuelles?

AJUSTEMENT
DU
TRAITEMENT

Hb, hémoglobine.

Abréviations : ARM, angiographie par résonance magnétique ; ASCQ-ME, systeme d'information sur la mesure de la qualité de vie
des adultes avec la drépanocytose ; CVO, crise vaso-occlusive ; DFGe, débit de filtration glomérulaire estimé ; ECHO,
échocardiogramme ; EDT, échographie Doppler transcranienne ; GAD-7, sous-échelle du trouble d'anxiété généralisée du PHQ-9 ;
GSR, gestion, surveillance, réalisation ; HAM, hormone anti-millérienne ; Hb, hémoglobine ; HTA, hypertension artérielle ; HTAP,
hypertension artérielle pulmonaire ; IRM, imagerie par résonance magnétique ; LDH, lactate déshydrogénase ; NAV, nécrose
avasculaire ; NFS, numération formule sanguine; ECG, électrocardiogramme ; NGB, numération des globules blancs ; PA, pression
artérielle ; PHQ-9, Questionnaire sur la santé des patients 9 ; PROMIS, Systeme d'information sur la mesure des résultats
rapportés par les patients ; QVLS, qualité de vie liée a la santé ; SCD, drépanocytose ; STA, syndrome thoracique aigu ; TM6M, test
de marche de 6 minutes ; RAC, rapport albumine/creatinine.
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