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La participation des patients dans les systemes de santé

La démocratie sanitaire est un concept qui fait référence a la participation
des citoyens et a l'inclusion des patients dans la prise de décision relative a
la santé et aux politiques de santé. Elle vise a garantir que les individus et
les groupes de patients aient une voix active dans la gouvernance et la
gestion du systeme de santé, ainsi que dans le processus de conception et
de mise en ceuvre des politiques de santé.

5F:BLIQUE Loi n° 2002-303 du 4 mars 2002
FRANCAISE Leglfrance relative aux droits des patients et a la
S remsepiiedeldimasee | qualité du systéme de santé

La volonté alors affichée est de « ne plus faire a la place de » mais de donner la parole aux
usagers de santé et de prendre en compte leur expéerience voire leur expertise dans une véritable
perspective de co-construction du systeme. Jpp Mémoire DU MR




Histoire: Réle déterminant de 'AFM i E

y .
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Un réseau d'expertise autour du patient, sur plusieurs niveaux :

local, national et européeen

19 plateformes d’expertises

maladies rares (PEMR) J\
4 plateformes de coordination

d’Outre Mer (PCOM)
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L
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23 filieres \ 24 ERN :
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& 20 603 centres d de santé \réseau
/ réfé::eenncgef © maladies |européen de
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1708 centres
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Dont 20 concernent
les maladies rares

Une prise en charge sur le
territoire francais, dans un
centre d’expertise,
bénéficiant d’'une
coordination nationale

Une expertise partagée au
niveau européen, pour
monter en compétence
collectivement, et bénéficier
de la meilleure expertise
possible



Un systeme de prise en charge specifique

EXPERTISE /SOIN E II E EXPERTISE EN PROXIMITE

603 Centres de reference 1708 Centres de compétence

> Animation du réseau de soins

> Prise en Charge des malades » Prise en Charge et suivi des malades
» Coordination de projets de recherche » Contribution BNDMR (Banque
» Organisation de l'information nationale de données maladies rares)

> Participation a la formation des
professionnels de santé



La filiere de santé
FILNEMUS

Approche organisationnelle Commissions de travail

Les maladies rares
neuromusculaires . Parcours de soins
Filnemus Parcours de soins - Recherche

Filiére Neuromusculaire . Diagnostic moléculaire

. Essais thérapeutiques

. Formation / documentation

Diagnostic moléculaire

Associations de patients La Recherche

. AFCA

_AFM-Téléthon Les Essais thérapeutiques
. AFNP Les formations

. AMMI

. CMT-France La Documentation

Relations / collaboration au sein de différentes
commissions, selon les projets de la filieres + Asso.

L'implication des associations de patients dans la gouvernance des filiéeres est une condition

de leur re-labellisation, ce qui permet a terme d’encourager les actions communes
Arrété de labellisation des FSMR



Education / Parcours de soins et MNM

L'exemple des neuropathies périphériques

Les AAP de la filiere a destination des
associations : « Améliorer le parcours de
sSoins »

. Important pour les associations de taille et aux

moyens modestes Fiches interactives

. Permet la réalisation de projets utiles / Education;

information

Question 4
. En adéquation avec le réle de la filiére (4 axes:
amélioration de la prise en charge - recherche - -l e = e
enseignement, formation et information - Europe et v
. . ® O & =
international) S

Plateforme de suivi

Les

. N[EUROI?ATHIES
Filnemus PERIPHERIQUES
£ parteiiiet v auto-immunes
chroniques

EPISODE

LES VOIES DE LA DOULEUR

11 épisodes



maladies rares

Filnemus

Filiere Neuromusculaire

Morp « EsT o [oe nE FrANCE

EDUCATION THERAPEUTIQUE DU PATIENT

AAP DGOS / FSMR/ CRMR
Exemple des Neuropathies dysimmunitaires

Centre de référence des maladi laires (CRMNM)
Nord/Est/lle-de-France - Site constitutif - Créteil

MIEUX VIVRE AVEC UNE NEUROPATHIE
PERIPHERIQUE DYSIMMUNITAIRE

Faire face aux difficultés liées a la maladie dans la vie quotidienne

Comment participer ? Vous bénéficiez d’un entretien afin de faire le point sur votre situation et la
fagon dont vous la vivez au quotidien. Vous définissez vos objectifs d’amélioration avec un référent
ETP et planifiez vos ateliers. Votre médecin traitant en est informé.

Les ateliers se déroulent en groupe. Ils sont construits et animés par des professionnels de santé et
des patients experts. Vos proches peuvent y participer avec vous.

Un bilan est réalisé avec vous 2 la fin du programme pour évaluer I'atteinte de vos objectifs.

ﬁELIERS PRESENTIELS OU A DISTANCE (VISIO) \ HENRI MONDOR

+ Mieux connaitre ma maladie

+ Mieux comprendre et gérer mon traitement

AENE

+ Préparer ma consultation avec le spécialiste

+ Comment parler de ma maladie (proches, entreprise...)

+ Améliorer ma vie quotidienne <
+ La douleur chronique neuropathique m
+ Le mouvement au service de ma santé

Filnemus

RENSEIGNEMENTS ET INSCRIPTION

etp. i il fr
php.

Co-construction
Co-animation

Co-organisation
Co-portage ARS

ipher .org

hies-perip
@ 06 52 46 24 92

EX

REPUBLIQUE

FRANCAISE ©3 kv g -
Libewt oo France
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Attestation de déclaration du
d hé :

du patient
N° 4139444

Porteur du programme

Hépital Henri Mondor - AP-HP. Hopitaux Universitaires Henri Mondor

Intitulé du programme
Micux vivre avec

Coordonnateur du programme : Docteur Alain CREANGE

La demande de déclaration du programme d'éducation thérapeutique du patient, mentionné
ci-dessus, a é1é déposée le 231042021, sur le portail Démarches simpiffiées conformément &
Farrété du 30 décembre 2020,

examen de la complétude du dossier, me est déclaré par Je Drecteur de
TARS lle-de-France & compter du 27 mai 2021 unu a lzqu-le lepvogumm- peut étre mis en
euvre.

Néanmons. sute & a décarsion de compltude, TARS peul Sapposer su rogramme, +2
pas conforme aux exigences réglementaires du cahier dos charges ou
an nnm publique.
Par ailleurs et conformément 4 I'article R. 1161-6 du code de Ia santé publique, toutes les
modfications portant sur :
*  Le changement du coordonnateur,
« Les objectits du programme,
+ L2 source do mancament du progeamme,

seront notifiées au Directeur de l'agence régionale de santé, par une « déclaration des
modifications relatives & un programme JETP .

b virlongig sk ges 1 de Farrété du 2020
Fait & Saint Dens, le 27 mai 2021
PlLe Directey( de la Santé Publique
Docteur Lut GINOT

1 l/ rﬂ&ﬁ
(yree

ARS b oo France, 13100 du Landy - 93200 - Sant Derie
Sundad 0144020000
e 4 bncatranca 130t
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OBSERVATOIRE DES TRAITEMENTS / FILNEMUS

OBSERVATOIRE DES TRAITEMENTS

OBSERVATOIRE DES TRAITEMENTS DE LA FiLIERE DE SANTE DES
MaALADIES NEUROMUSCULAIRES RARES FILNEMUS

Rabia Soussi, Cheffe de projet adjoint — FSMR Filnemus, Hopital de La Timone APHM, Marseille, France
Lucie Pisella, Cheffe de projet- FSMR Filnemus, Hopital de La Timone APHM, Marseille, France

Guillaume Hache, Pharmacien, Hopital de La Timone APHM, Marseille, France

Christophe Duguet, Directeur des affaires publiques, AFM-Téléthon, Evry, France

Hervé Nabarette, Directeur adjoint affaires publiques, AFM-Téléthon, Evry, France

Jean-Philippe Plancon, Président de IAssociation frangaise contre les neuropathies périphériques, La Baule-Escoublac, France {

Pr. Shahram Attarian, Coordennateur de la filiére Filnemus, Hépital de La Timone APHM, Marseille, France AFMTELETHON AR
meraon s« AFNP

Membres des C i Essais Adultes et Filnemus

“ La Commission Essais Thérapeutiques de Filnemus, en charge de cette mission, a commencé par classer les médicaments
prescrits hors AMM dans les maladies neuromusculaires (MNM) rares en 4 groupes pour 4 types d'actions 4 mener -

Filnemus

Filiére Neuromuscuiaire

Ex. les immunoglobulines

I\ S, { £ ot
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Le réseau des OMéDITs
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d'options curatives. De ce fait, les prescriptions de traitements dans ces
pathologies sont essentiellement hors AMM.

ASSOCIATION DE PATIENTS
DEFICITS IMMUNITAIRES PRIMITIFS

1 veille sur les Médicaments & risque (rupture de stock, tension d'approvisionnement)

Afin de garantir et sécuriser laccés 3 ces traitements, la DGS et la DGOS ont

demandé aux filiéres de santé maladies rares de mettre en place un observatoire 2 candidats pour un mais pas assez
des traitements et d'établir des stratégies d'actions & mener pour leurs
médicaments dintérét en termes de repositionnement, d'accés compassionnel, 3 nécessitant une des pratiques

de mise en place d'un recueil de données complémentaires ou de promotion

dessais cliniques fnote dinformation du 20 Mai 2021).
@ 1° objectif: les médicaments preserits hors AMM

“ Contractualisation avec la société Le16com [en partenariat avec Thériaque) pour la mise en place d'une

base de données qui constituera I'observatoire des traitements de Ia filiére

4l Médicaments orphelins

Hiérarchisation des indications des immunoglobulines humaines polyvalentes

< Filnemus s'est pertée volontaire pour travailler sur un projet pilote de mise en place d'un registre des traitements hors
AMM. 3 autres FSMR travaillent également sur ce projet: FAFR, FIMARAD et G2M

Degré de priorité
Nécessité d’un avis

o ® Prioritaire [P) spécialisé
Indication
3 Sltuat;ont ) @ A réserver aux urgences vitales et/ou Posologie N e T s el ek el P Yalicarmnts] Repositi un
com els,z"\’”"Ma" @ | fonctionnelles et/ou en cas d'échec des ——
alternatives thérapeutiques [UV] s Renouvellement Lo bbb >La conduirait 3 une de la motricité chez les patients atteints de

Face au risque important de pénurie d’immunoglobulines (Igs) causée par une baisse de la dystrophie myotonique de type 1 (Bassez G. et al., Brain, 2018)

production pendant la pandémie COVID-19, Filnemus s'est fortement investie dans le groupe de
travail mis en place par FANSM en 2020 (comité scientifique temporaire: CSST-Ig). Cet
investissement s'est poursuivi en 2021 et 2022

Non prioritaire [NP] > Un PHRC pour Putilisation de la metformine dans la maladie de Steinert (ou Dystrophie
myotonique de type |, DM1) a obtenu un financement en 2022 et est en cours:

Déficits immunitaires

Déficits immunitaires primitifs*

o
[P]

0,4g/kg en une perfusion toutes les 3 a 4
semaines

Neurologie

Syndrome de Guillain-Barré* (ou variantes dont le syndrome de
Miller-Fisher) chez I'enfant, et chez I’adulte en cas de contre-
indication ou d'impossibilité de recourir a des échanges
plasmatiques dans les 6 heures

&)
[P]

2g/kg en 2 jours ou 0,4g/kg/j sur 5 jours en cas
de risque d'insuffisance rénale

Polyneuropathie inflammatoire démyélinisante chronique*
(PIDC) cliniquement évolutive aprés discussion du rapport
bénéfice/risque des corticoides, échanges plasmatiques et IglV

[LV]

Avis en
RCP et
d’un
centre de

Neuropathie motrice multifocale* et neuropathie sensitive et
motrice multifocale avec bloc de conduction (syndrome de
Lewis et Sumner) cliniquement évolutive nouvellement
diagnostiquée ou en cours de traitement et répondant aux IglV

UV

la filiere
FILNEMUS

Semestrielle par
un centre de la
filiere FILNEMUS

Instauration et entretien :

2g/kg en 2 jours ou 0,4g/kg/j sur 5 jours en cas
de risque d'insuffisance rénale

Cure a répéter toutes les 4 semaines pendant 3
cures avant évaluation d’efficacité.

Rythme a adapter

selon la réponse

thérapeutique du
patient

A titre indicatif, en cas d'absence d'abord
veineux ou de contre-indication par voie IV un
recours a la voie SC peut étre envisagé.

Travail en étroite collaboration avec d'autres filidres (FAI’R, MaRIH), des associations de patients
dont FAFNP et PAFM-Téléthon ainsi que dautres acteurs pour identifier des stratégies afin que
Fimpact des tensions d’approvisionnement sur la prise en charge des patients soit le plus faible
possible.

Actions menées;
+ Envoi d'alertes 3 FANSM
* Contribution a la rédaction de
indications sur le site de FANSM)
Enquéte(s) annuelles auprés des centres Filnemus sur les conditions d'utilisation des
immunoglobulines et Fimpact sur les pratiques médicales
Echanges réguliers avec les associations de patients concernées
AMM transitoires obtenues pour d'autres Ig (s.c ou IV) en contexte de forte tension.
i es pour mise 3 ition de leur stock
Participation 4 des réunions de monitoring des actions menées avec feedback des centres

nationales de hi ion des

> Objectif: assurer une continuité de traitement pour les patients

Salbutamol

Indications :

*syndrome myasthénique congénital (SMC) ne répondant pas ou insuffisamment aux
anticholinestérasiques ou aggravés par ceus-ci

+ amyotrophie musculaire spinale (SMA, types |, Il et 111)

Rupture de stock du Salbutamol en comprimés et efficacité moindre de Ia forme sirop constatée
chez certains patients, rapportée par des médecins de la filiére et par I'association de patients
AFM-Téléthon.

> Décision du

d'arréter la dece 2023

Actions menées:
* Nombreuses alertes 3 FANSM et prise de contact avec le laboratoire fabriquant du salbutamol

> Remise & disposition d'un stock limité de primés dans 2 indications : SMC,
SMA) en juin 2022 - { sur demande d‘autorisation d'accés compassionnel)

> Remise & disposition du Salbutamol comprimés en juillet 2023 (sur demande d'autorisation
dacces compassionnel)

TRES DES MALADIES RARE:
traitemant das natiente assurde

| CENTRE INTERNATIONAL DE CONFERENCES SORBONNE UNIVERSITE (CICSU) | 3 & 4 OCTOBRE 2023

« Evaluation de Iefficacité et de la sécurité de la metformine dans la dystrophie myotonique
de type | (maladie de Steinert). Etude de phase Ill prospective, multicentrique, randomisée,
contrblée en double aveugle ». Porteur du projet: Pr Laforét - CRMR Nord-Est-lle de France

Revue systématique: duloxetine

De nombreuses études ont démontré Fefficacité de la duloxetine pour traiter les douleurs
neuropathiques.

Une revue systématique de |a littérature sur Futilisation de |a duloxetine dans les douleurs
neuropathigues a été faite.

5 Ce travail pourraitl servir pour une demande d'autorisation d'accés compassionnel?
> Attente des nouvelles consignes de FANSM

Registre national de suivi des traitements

¥ Mise en place d'un registre national de suivi des traitements dans la myasthénie auto-
immune. Il permettra de générer des données en vie réelle en vue de demande
d'autorisation d'accés précoce (AAP) et de demande de cadre de prescription
compassionnelle (CPC)

> Identification d’une premiére molécule prescrite hors AMM: le rituximab. Une étude de
recueil de données en vie réelle sera menée sur cette molécule afin de soumettre une
demande de CPC

3 Des études pour 4 molécules bénéficiant d'un accés précoce sont prévues

@U@ @28 @
Pour plis ]
dinformations &

@




LES PROTOCOLES NATIONAUX
DE DIAGNOSTIQUE ET DE SOINS
(PNDS)

Référentiels de bonnes pratiques
.Spécialistes, GPs

HAS

HAUTE AUTORITE DE SANTE

PNDS

-Polyradiculonévrite inflammatoire
démyélinisante chronique (PIDC)

ﬂ'\ -Syndrome de Guillain-Barré

ASSOCIATION FRANGAISE CONTRE

Filnemus

Filiere Neuromusculaire

LES URGENCES

E— ..
T T
RErup e F

maladies rares
CARTE D'URGENCE

Emergency card

PERSONNE A PREVENIR EN PRIORITE

Mme/M. Tél
Mme/M. Tel
Médecin traitant Tél
Spécialiste traitant Tél
Suivi(e) par le centre de Tel
CENTRE DE SUIVI

LOGO CRMR: =
(oix1V/|>8 Site internet : orphane

o

Filnemus

maladies rares

CARTE D'URGENCE
Emergency card

PIDC - Polyradiculoneuropathie inflammatoire
démyélinisante chronique

Prénom..........ccoeoviiiiiiiiiiiiiiii,

Date de naissance..................ccce...
Doit bénéficier des soins appropriés
décrits dans cette carte

POs associées a la rédaction / création

Financements PNMR
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Funded by
the European Union

Transpositions du modele des FSMR frangaises
au niveau européen.

for rare or low pr‘evalenceL
complex diseases ERN EURO-NMD Governance

3 Network
Neuromuscular

Diseases (ERN EURO-NMD)
& |

European Commission:
DG Santé / HaDEA

Board of Member States

Coordinators Group (24 ERNs)

Coordination Team

Network Coordinator — Teresinha Evangelista
Clinical Advisor — Antonio Atalaia

Project Managers — Heike Pascal, Carla d’Angelo & Houda Ali

Communication Officer—Elisabeth Avidi Muelle

rd

Cross-ERN working groups

Executive Committee

Specialist disease groups leaders
Cross-cutting specialist groups leaders
Education Advisory Board leader
PAB representative
Research Board lead
Coordination Team
WP Leader

/ !

4 o— Neurophysiclogy
C. Verhamme / P. van den Bergh

Specialist Disease Groups
Muscle Diseases
M. de Visser
Peripheral Nerve Diseases
D. Pareyson

Neuromuscular Junction Defects
H. Lochmiiller & L. Maggi
Mitochondrial Diseases
C. Kornblum & M. Mancuso
Motor Neuron Diseases
J. Kirschner & V. Silani
Genetics
A. Ferlini
Neuropathology
E. Malfatti

Neuromuscular Imaging
P. Carlier
Multidisciplinary Management & Care
M. Nordstrem

Research Advisory Board

[ Hanns Lochmiiller

Jean-Philippe Plangon

] [ Educational Advisory Board ] [

Patient Advisory Board

Frangois Lamy

] Cross-cutting Specialist Groups
- Diagnostics -




o “\ European
EDUCATION / FORMATION ..... Y Refetence
The Patient Journeys ®¢0  Network

for rare or low prevalence
complex diseases

. Multifocal Motor Neuropathies & Network
. Myasthenia gravis gil;;zz:(s;;r\llaEFURo-NMD)

. Myofibrillar Myopathy

Multifocal motor neuropathy ﬁ

A

STEP 1 Main symptoms and impact

e el y Collaborations entre
B b asso. de patients et
cliniciens +++

‘owver time and all lmbs may be

pathy [COP]

STEP 3 Treatment

The st ine e fx VMN conts ofimuncgs e
s et medicinlsrodct wheh can be sominred
oy o

intrave-
et
e

A venir en 2025 :
Nodopathies
ALS

!
rare condition.

(

STEP 4 Patient needs

FILNEMUS
EURO NMD
Joint Summer School

on

Follow-up




[ “3-“ European

LT
‘: ‘M Reference
"vl

®
EE}ffkp e A o PAGs / EURORDIS
R dvisory )£ PAB/ EURO NMD
Dismames |ERM EURO-HME Boa rd

Engagement / divers projets Le Patient Advisory Board
Un lien essentiel au coeur de 'ERN
. Exec. Committee 1X/mois

. Formation des professionnels de santé
. Registry Hub for NMD

. PROM / PROs : mesure de l'état de
santé du patient rapportée directement
par le patient

WGs (e.g. Neuropathies)

PAB ERN EURO-NMD




LES CONGRES / RENCONTRES...

SFNP

. Sociétés savantes
. Asso de patients

Journée NP

‘E PRIX

. Industrie
. CRMR

DE LA MEILLEURE
COMMUNICATION ORALE
20

Remise des prix

NEUR
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goga NENIY Ay

ENCONy S
CMT-France WAy g

~." ‘, v ..
25éme
10urnées

N SCulaires 1 : ! ' | L’.‘;-i = i
euromusey| 4t N, Baltic School

CF

@ Noav « Est + 1 pe Fany e
>CERAMIC> ® CRMR o

“ TNEUROMUSCULAIRE [EUromusculaire




Les facilitateurs

. Reconnaissance de I'expertise patient
comme complémentaire et singuliere

Limites de la participation des patients

. Bénévolat

. Maladie (impact)

. RH +++

. Taille / ressources de 'association

. Vision inclusive / collaborative
. Dynamisme associatif / participation active
. Expertise / maturité de I'’Asso.

Considérant les réseaux
de coordination d’expertise FSMR + ERN

. Des coordinateurs et des cliniciens patients-centrés




Associations de malades dans le domaine des neuropathies périphériques

. 7 . . w
o [ Neuropathies périphériques
Chapitre 11/ Diagnostic différentie} entre neuropathies héréditaires (VOI u I I |e 1 ) : M oyen S
et neuropathies acquises 185 ' i 7 .
Guill F t, Andoni Echaniz-L.
ulaume Fargeo, Andon EchnicLogna d'explorations, évaluations et
Traité de « Eléments-clés pour distinguer une neuropathie génétique
raite de Sous la direction de d'une neuropathie acquise 186 1fi H
neun;gl gie Jean-Marc Léger, Jean-Louis Mas + Comment distinguer les maladies de Charcot-Marie-Tooth c I a ss I fl Ca tl 0 n s
. des neuropathies acquises ? 187
+ Cas de l'amylose héréditaire a transthyrétine 190
» Comment distinguer une neuropathie métabolique génétique “
d'une neuropathie acquise ? 193 Bm—
. y o /&80 + Comment distinguer le CANVAS des ganglionopathies acquises ? 195
N e u ro at I e S e rI e rl u e S « Une situation particuliére : lassociation d'une neuropathie inflammatoire -
et d'une neuropathie héréditaire 196
. : 5 : Y + Conclusi 197 - =
Moyens d'explorations, évaluations et classifications encston
Chapitre 12/ Filiére de santé maladies rares neur laires FILNEMUS 201
RUIBES Shahram Attarian, Jean-Philippe Plancon
& . « Présentation de la filiere FILNEMUS 201
Chri h o hi t Coordinateurs : « Associations de malades dans le domaine du nerf périphérique 207
Jean-Christophe Antoine, Thierry Kuntzer, Laurent Magy « Conclusion 212
Partie 2
Grands groupes de neuropathies
Chapitre 13/ Classification et orientations diagnostiques 217
Jean-Christophe Antoine, Jean-Philippe Camdessanché
« Classifications 218
« Eléments du diagnostic étiologique 224
Chapitre 14/ pathies et radiculopathi 241
Laurent Tatu, Yann Péréon
+ Mononeuropathies 241
« Atteintes monoradiculaires des membres 264
Chapitre 15/ Plexopathies 2n
Philippe Petiot i
« Rappels anatomiques 2n
« Diagnostic électrophysiologique 272 . e < . .
. In:aggerisel A sy Chapitre 12/ Filiére de santé maladies rares neuromusculaires FILNEMUS 201
 Etiologies 274 Shahram Attarian, Jean-Philippe Plangon
Chapitre 16/ Neuronopathies sensitives 285 " . "
- JeaniChuistopbis Anboine + Présentation de la filiere FILNEMUS 201
dO[ﬂ + Présentation clinique 286 + Associations de malades dans le domaine du nerf périphérique 207
+ Examens complémentaires 286 l .
« Etiologies 288 « Conclusion 212
« Stratégie diagnostique 293
» Conclusion 296
X1 I




"Mais alors,
dit Alice, si
le monde n'a
absolument
aucun sens
qui nous
empéche d'en
inventer un ?"

MERCI
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