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ComET-Filnemus-Ped ?

o B
2014: PNMR-2 = Filiére santé MR = Filnemus -

Comité de
. 0 0 ’ 0 A R Outils diagnostiques
8 commissions dont : Essais thérapeutiques -\ *
Essais
=D

Shahram Attarian, Pascal Laforét, Frangois Rivier

Projet de réseau national essais thérapeutiques MNM -
- 2016 : ComET-Filnemus

-> 2017 : ComET-Filnemus-Ped



ComET-Filnemus-Ped : Objectifs ?

> Favoriser la réalisation et le bon déroulement des essais
thérapeutiques

» Renforcer les liens fonctionnels entre les différentes équipes
partenaires

» Améliorer I’accés aux essais thérapeutiques pour I'ensemble
des patients



ComET-Filnemus-Ped : Organisation ?

Comité de
pilotage
15 membres

SReprésentants de
chaque région

1Coordonncteur par
région

Cellule d’assistance
Francois Rivier
Léa THEVENET




ComET-Filnemus-Ped : Organisation ?

2019 Création du comité de pilotage : 15 membres

Comité de pilotage

Centre de référence des maladies neuromusculaires
PACA- Réunion- Rhone Alpes

Centre de référence des maladies neuromusculaires
Nord/Est/lle de France

Centre de référence des maladies
neuromusculaires Atlantique Occitanie
Caraibe (AOC)

Carole VUILLEROT (Lyon)
Herve TESTARD (Grenoble)
Catherine SARRET (Clermontferrand)
C.RICHELME (Nice)

Frederique AUDIC (Marseille)

Vincent LAUGEL (Strasbourg)
Pascal SABOURAUD (Reims)
Helge AMTHOR (Paris)
Christine BARNERIAS (Paris)

Arnaud ISAPOF (Paris)

Juliette ROPARS (Brest)
CANCES C (Toulouse)
Yann PEREON (Nantes)
Caroline ESPIL (Bordeaux)

Francois Rivier (Montpellier)




ComET-Filnemus-Ped : Organisation ?

Membres du réseau : 34 membres Mis a jour le 08/10/2020

CRMR PACA - Réunion - Rhone Alpes CRMR Nord/Est/lle de France CRMR AOC

Carole VUILLEROT
Hervé TESTARD
Catherine SARRET
Frédérique AUDIC
Christian RICHELME
Brigitte CHABROL

Vincent LAUGEL
Helge AMTHOR
Christine BARNERIAS
Arnaud ISAPOF
Jean-Marie CUISSET
Isabelle DESGUERRE
Susana QUIJANO ROY
Mondher CHOUCHANE
Anne-Gaélle LE MOING
Pascal SABOURAUD
Catherine VANHULLE
Jean Baptiste DAVION
Andrea SEFERIAN
De Lucia SILVANA
Odile BEOSPFLUG

Marta GOMEZ GARCIA DE LA BANDA

Andoni URTIZBEREA

Juliette ROPARS
Claude CANCES
Yann PEREON
Caroline ESPIL
Francgois RIVIER
Leila LAZARO
Julien DURIGNEUX
Emmanuelle LAGRUE
Pierre BEZE BEYRIE
Ulrike WALTHER LOUVIER
Elisabeth SARRAZIN



ComET-Filnemus-Ped : Fonctionnement ?

Sollicitation

» Investigateur ou
Promoteur
Contacte la cellule
d'assistance

¢ CA s'assure des
signatures du CDA
Gestion de la ' Puis transimission du

faisabilité 1 synopsis et
questionnaire de
faisabilité

e Récupération des
questionnaires

. °? A
Gestion de Ia ? Bases de données

faisabilité 2 el gl
documents par le

comité de pilotage
+/- experts

e Avis positif: Rapport
et synthése transmis
Transmission au au Promoteur
Promoteur * Avis négatif: Rapport
transmis au
Promoteur



ComET-Filnemus-Ped : Fonctionnement ?

Adaptation du fonctionnement a partir de début 2020 :

= Mise en place de bindbme de garde / trimestre au sein du CP.

= Répondre aux questions de « pré faisabilité » demandé par les promoteurs,
avant méme quelquefois de signer un CDA.

= Travail en étroite collaboration avec les curateurs de la base UMD-DMD
(Sylvie Tuffery, France Leturcq, Rabah Ben Yaou)

= Réunion webex accolée a celle de la commission SFNP MNM, mais
indépendante avec code spécifigue uniquement pour les membres du
comité de pilotage.




ComET-Filnemus-Ped

Adhésion ?

Etre responsable/représentant d’'un CCMR ou
CRMR MNM

Renseigner et faire signer le formulaire
d’adhésion

Contacts
» Francois Rivier : f-rivier@chu-montpellier.fr
» Léa Thévenet : I-thevenet@chu-montpellier.fr

Formulaire@’Adhésion?

Filnernus
[t JeBoussigné,NomEER [a] a Prénom@R
E itém 2 el équipePédiatriquefnom@uBite/CHU) R

DépendantPlulCentrefleERéférence@nom/CHU),BbuliuentreieFCompétence@nom/ Bl
CHU)Em

relH
Coordonnéest!
Adressepostale?

a
Emailema
Telew
Fax{

L'équipely présente@éclare@voirlri i @ ion@ulR../ ../ .0
dellaCha; ic é omET-Fil Ped Bt®' ecterd
. P dentialité i i el

Fait@BR . B B BB ] D

Signature2

[ul

AvisEz
Dulttesponsable@u@entreR

NomEER a2 [e] Prénomz2 @ [c] a Signature

DI

Nom@eR Prénomza @ Signature®

ul
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ComET-Filnemus-Ped — Essais Cliniques en cours et a venir

Données juin 2020

Nombre Essais industriels sur I'année 2019/2020

m Dystrophie de duchenne
®m Amyotrophie spinale

»m Myopathie Myotubulaire liée a I’X




ComET-Filnemus-Ped — Essais Cliniques en cours et a venir

Données juin 2020

Dystrophie de Duchenne : Essais en cours sur I'année 2020

SIDEROS et SIDEROS E (Santhera) = Arrét de I'étude cette semaine

(résultats de I'analyse intermédiaire défavorable, bénéfice non significatif)
SYROS?2 (Santhera)

ESSENCE et ESSENCE E (Sarepta)

SRP 4658 102 (Sarepta)

SRP4658 102 OLE (Sarepta)

ITALFARMACO

IND STRIDE Translarna Registry (PTC Therapeutics INC)
SPITFIRE(Roche)

NEBIDYS (APHP AFM)

- Essais Thérapeutiques a venir DMD:
* AVANCE 1 (SQY Synthena)
 SRP 4658 402 (Sarepta)
«  TAMDMD (University hospital basel)
* SRP 9001 (Sarepta)
* Pfizer (Thérapie génique)




ComET-Filnemus-Ped — Essais Cliniques en cours et a venir

Données juin 2020

Amyotrophie Spinale : Essais en cours sur I'lannée 2020
= JEWELFISH (Roche)
= SUNFISH (Roche)
= FIREFISH (Roche)
=  QLEOS (Roche)
= |ONIS-CS11-SHINE (Biogen)

- Essais thérapeutiques a venir SMA
 DEVOTE (Biogen)
* AVXS101 (AVEXIS) a venir

= MYOPATHIE MYOTUBULAIRE liée a I’X (ASPIRO-audentes)

= LGMD2C y-SARCOGLYCANE (Sarepta MYO 103) = a venir

= Déficit en thymidine kinase de type 2 (Protocol MT-1621-104
entitled- Modis Therapeutics) =2 a venir




ComET-Filnemus-Ped

Septembre

Septembre Sy

2019

= Réunion COMET 20 novembre 2019 — Lieu : Marseille

= Réunion COMET, 01 avril 2020

= Réunion Webex COMET, 15 avril 2020

= Réunion « en urgence » Webex COMET, 2 juin 2020 ESSAIS PFIZER

= Réunion Webex COMET, 10 juin 2020

= Réunion « en urgence » Webex COMET, 2 juillet 2020 ESSAIS GENETEHON



ComET-Filnemus-Ped - Conclusion

o Communauté pédiatrique active
o Adaptations des objectifs du réseau ComET-Filnemus-Ped
- Répondre aux demandes de pré faisabilité +++
o Amélioration de notre réactivité aux demandes des promoteurs

o Démocratiser la participation de tous aux essais thérapeutiques



