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Maladie de Gaucher : 
se traiter à l’hôpital ou à domicile ? 

Introduction

Jean-Guy DURANCEAU

Président de l’association Vaincre les maladies lysosomales

Avec Nadia Belmatoug, nous nous sommes longuement interrogés sur votre pathologie, la maladie de Gaucher. Un traitement efficace existe depuis 1991 c’est l’enzymothérapie substitutive qui s’administre en perfusion intraveineuse habituellement une fois tous les 15 jours. Nous entendons depuis quelques temps des réflexions concernant le coût de ces traitements. L’association VML, qui a décidé de ne pas tout miser sur la thérapie génique a décidé de financer des projets de recherche pour aider a une meilleur prise en charge des maladies lysosomales. 

Nous souhaitons aujourd’hui ouvrir le débat sur les modalités du traitement et l’accompagnement des patients dans leur vie quotidienne. Il est en effet désormais possible de se traiter chez soi. Pour autant, ce débat n’a pas vocation à trancher entre les deux solutions, c'est-à-dire le traitement à l’hôpital ou le traitement à domicile. 

Nous souhaitons que cette réunion soulève certaines barrières, en apportant une information aussi complète que possible sur ces deux possibilités. Certains n’osent pas poser leurs questions. Cette séance doit contribuer à les aider à cerner l’intérêt des deux options. Elle doit aussi démontrer aux pouvoirs publics que nous sommes capables de nous saisir de ces questions. 

Dr Nadia BELMATOUG

Spécialiste de la maladie de Gaucher, 
Coordinateur du centre de référence des maladies lysosomales (Hôpital Beaujon, APHP)

Beaucoup d’entre vous me connaissent ainsi que mon équipe depuis plusieurs années. J’ai tenu à organiser cette réunion pour confronter vos expériences. Les témoignages que vous m’apportez sont concordants sur certains points et opposés sur d’autres, en fonction du vécu et de la situation de chacun. Certains souffrent depuis des années, tandis que d’autres, atteints eux aussi, n’ont jamais ressenti la douleur que peut engendrer cette pathologie. Certains ont bénéficié d’un traitement dès le diagnostic, d’autres ont attendu de nombreuses années avant sa disponibilité. 

Tous ou presque, cependant, font remonter des difficultés d’ordre pratique, concernant les remboursements, les relations avec les employeurs ou la MDPH. Ces difficultés viennent parasiter le traitement. Nous faisons remonter aux autorités de santé, (CNAM, AFSSAPS, HAS) ces problèmes, par le biais du plan maladies rares élaboré par le ministère de la santé. Ces interlocuteurs  nous interrogent sur  toutes ces questions afin de pouvoir trouver des solutions adéquates. 

Débat

Jean-Guy DURANCEAU

Nous souhaitons donc dans un premier temps savoir pourquoi vous avez choisi le traitement à l’hôpital ou le traitement à domicile. 

Une patiente

J’ai ressenti les premiers symptômes de la maladie à l’âge de 3 ans. Ce n’est qu’à l’âge de 6 ans que la maladie de Gaucher a été effectivement identifiée. J’ai été la troisième patiente en France à bénéficier du traitement par Ceredase (Alglucerase), ayant ensuite été traitée par le Cerezyme (Imiglucerase). En tant que pionnière en quelque sorte, j’ai été suivie pas à pas, en pédiatrie puis par le Dr Nadia Belmatoug.  J’ai tout d’abord été traitée à l’hôpital, mais, rapidement, je suis passée à un traitement à domicile. Ce choix est motivé par le fait que je considère en effet la maladie comme une partie intégrante de ma vie. Je partage cette expérience avec mes amis et ma famille. Il devenait plus simple pour moi de ne plus faire ces déplacements répétés à l’hôpital. J’ai 31 ans et je n’habite plus chez mes parents, mais je fais mes perfusions chez eux. Nous nous retrouvons alors ensemble, autour d’un bon repas. Je vis ces moments de manière très douce, malgré l’acte de perfusion. 

A l’origine, j’étais prise en charge par une HAD (Hospitalisation A Domicile) pédiatrie. Les infirmiers veillaient sur moi tout le temps de la perfusion. Désormais, je suis prise en charge par une HAD adulte. Je dois avouer que les relations sont parfois tendues avec certains infirmiers. Du fait du manque de temps ou d’une certaine pression, certains n’effectuent pas les soins de manière correcte. Certains n’ont pas compris que ces soins peuvent devenir un moment de partage entre l’infirmier et son patient. Après 15 années de soins, je sais désormais le leur dire. Aujourd’hui, l’équipe de l’HAD me convient parfaitement. Elle sait se montrer très amicale et flexible sur les horaires, ce qui est important pour moi parce que j’ai créé ma propre entreprise. 

Jean-Guy DURANCEAU

Quel type de problèmes avez-vous rencontrés avec les infirmiers ? 

Une patiente

J’ai appris un jour à un infirmier que j’étais atteinte de l’hépatite C. Sa réaction a été très déplacée. Il m’a expliqué que cela était très grave. Seule à la maison, sans soutien, j’en ai beaucoup souffert. Je considère cela comme une faute professionnelle de la part de cet infirmier. Aujourd’hui, je dois dire que je suis guérie de l’hépatite C. 

Une autre fois, une infirmière avait préparé mon traitement directement à l’hôpital, alors qu’habituellement, la préparation du médicament s’effectue à mon domicile. Mon père va récupérer tous les mois à la pharmacie centrale des hôpitaux de Paris le nécessaire pour deux perfusions, puisque j’ai une perfusion tous les quinze jours. Mes parents ont donc investi dans un réfrigérateur particulier. Ce jour-là, l’infirmière m’a injecté le produit contre ma volonté, alors que je ne savais pas ce que la perfusion contenait exactement. J’étais paniquée, des explications supplémentaires m’auraient rassurée. 

Un patient

Concernant la conservation des produits, je déplore qu’il n’existe aucun témoin sur le produit nous assurant que, tout au long de la chaîne, le produit n’a subit aucun dépassement de la température limite. Pourtant, ces tests existent, par le biais de petites pastilles posées sur le flacon, dont la couleur vire de manière définitive en cas d’écart de température. 

Une patiente

Ces témoins seraient de nature à rassurer le patient, lorsqu’il est à la maison. 

Dr Nadia BELMATOUG

Je note vos inquiétudes concernant la conservation des produits et le problème de la prise en charge par les infirmiers. Doivent-ils être présents ou non tout au long de la perfusion ? Dans certains cas, le prestataire de service fournit les flacons au domicile du patient. Dans d’autres, c’est au patient d’aller les chercher à la pharmacie centrale. 

Une patiente

Je passe souvent mes vacances chez mes beaux-parents dans le sud de la France. Quelques jours avant mon départ pour le Sud, une infirmière des environs de Montpellier formée par le laboratoire pharmaceutique, me permet de bénéficier des soins à domicile sur mon lieu de vacances. La prise en charge est maintenant très simple. Je dois avouer que ce confort est important pour moi. 

Une patiente

J’ai une prothèse de hanche. Dans un premier temps, je ne me sentais pas prête pour un traitement. J’ai commencé les perfusions voilà seulement 8 ans, alors que je vivais aux Pays-Bas. Là-bas, sans que j’aie véritablement le choix, on m’a appris à effectuer les perfusions moi-même à domicile. Malgré une certaine appréhension j’ai fini par apprécier ces auto-perfusions. Au départ, j’étais accompagnée d’un médecin. Rapidement, je me suis trouvée seule. J’allais moi-même chercher le matériel dans une pharmacie proche de chez moi. En vacances, j’emportais mes produits. Seule la conservation du produit pouvait poser problème.  

J’ai ensuite déménagé en Espagne. La situation était beaucoup plus complexe, dans la mesure où je suis restée plusieurs mois sans traitement pour des raisons administratives. Une fois ces problèmes réglés, j’ai été contrainte d’effectuer mes perfusions à l’hôpital toutes les semaines. Le système médical n’était pas aussi confortable qu’aux Pays-Bas car les soins y sont très centralisés. 

De retour en France, il y a un an, la prise en charge s’est avérée assez simple. J’habite en face de l’hôpital où je récupère mon traitement tous les quinze jours. Comme j’avais perdu confiance en moi, j’ai souhaité une assistance pour mes premières perfusions. Je me perfuse à nouveau sans appréhension.
Dr Nadia BELMATOUG

D’autres traitements sous forme de perfusion peuvent-ils s’effectuer à domicile seuls sans l’aide d’une infirmière.  

Un prestataire de service

Ce n’est le cas que pour les traitements en sous-cutané, mais pas en intraveineux. 

Un infirmier

Pour la mucoviscidose ou l’hémophilie, le traitement peut s’effectuer par le patient. 

Dr Nadia BELMATOUG

Nous devons faire remonter aux autorités les nouveautés dans la prise en charge des maladies rares et les souhaits des patients afin que soient posés des jalons administratifs et légaux pour les patients qui souhaitent se perfuser eux-mêmes.  Cette modalités peut également réduire les coûts de prise en charge. 
Une patiente

J’utilise pour ma part de petites aiguilles. Je me pique au pli du coude, tandis que certains préfèrent le faire à la main (aux Pays-Bas, la plupart des patients s’auto perfusent). Je trouve cependant cette solution moins pratique, pour ce qui concerne la manipulation des produits. Quoi qu’il en soit, je ne repartirai pas en arrière et je ne reviendrai pas me faire traiter à l’hôpital. 

Une patiente

J’ai essayé l’HAD avant de revenir à l’hôpital. Je trouve l’HAD trop contraignante. Avec mes deux enfants en bas âge, je n’ai pas le temps de m’occuper de tout. Il faut aller à la pharmacie régulièrement, prendre rendez-vous avec l’infirmier et prendre rendez-vous pour se faire livrer. Pour éviter que ma famille ne subisse cela, je vais à la pharmacie pendant mes pauses déjeuner. Je stocke ensuite les produits dans le réfrigérateur de mon patron. Il est trop difficile de s’organiser. Un jour, mon enfant de 5 ans a failli arracher ma perfusion. Pendant les perfusions, je ne me sens pas libre. Je préfère les perfusions à l’hôpital où tout est pris en charge et où je peux me reposer. 
Un patient

Tant que j’habite en région parisienne, je préfère me faire traiter à l’hôpital. Il est trop contraignant d’aller à la pharmacie. A l’hôpital, tout est réglé en deux ou trois heures. Il faut une vingtaine de minutes pour aller à l’hôpital. 

Dr Nadia BELMATOUG

Dans les hôpitaux qui traitent de nombreux patients avec la maladie de Gaucher, ou d’autres maladies lysosomales traitées par enzymothérapie substitutive la prise en charge est souvent plus simple et plus rapide car les équipes sont « rodées » à ces traitements. 

Un patient

J’habite dans l’Oise. Pour me rendre à l’hôpital, je vais tout d’abord chez mon frère qui habite à 75 km de chez moi. Ce n’est que le lendemain matin que je vais à l’hôpital. La prise en charge est assez simple. 

Dr Nadia BELMATOUG

Certains patients ne veulent plus aller à la pharmacie récupérer le traitement ce qui leur fait perdre du temps. Ils déclarent plus facile alors, d’avoir le traitement à l’hôpital où le traitement est disponible directement. 
Un patient

Un jour, j’ai dû attendre deux heures ma perfusion. Il a fallu que je me fâche pour que j’obtienne ma perfusion. 

Sabrina MAMINE, Infirmière hospitalière, Hôpital Beaujon

Dans la mesure du possible, nous voulons préserver les habitudes de chaque patient. Certains vont chercher eux-mêmes leur traitement à la pharmacie. Les problèmes de coût induisent probablement une gestion plus difficile des stocks. Nous essayons de faciliter la vie des patients. Je me procure les traitements la veille. Nous faisons un compromis qui permet à l’hôpital de jour d’être assez efficace. Nous sommes là pour les malades, dans une atmosphère assez protectrice. L’hôpital de jour est en réalité une petite famille. 

Jean-Guy DURANCEAU

Dans les centres ou les équipes sont formées et investies, la situation est favorable En revanche, qu’en est-il dans d’autres centres ? 

Un patient

En 1994, j’ai été pris en charge dans un centre qui connaissait la maladie de Gaucher. Tout se passait très bien. Nous étions pris en charge très rapidement. Par la suite, j’ai suivi mon traitement à l’hôpital de ma région. La situation s’est progressivement dégradée. Alors que j’étais convoqué à huit heures du matin, je n’étais pas perfusé avant midi. J’ai alors opté pour le traitement à domicile. Tout s’est bien passé au départ. Le traitement était livré à 25 km de chez moi à la coordination sociale. Les infirmières passaient chercher le traitement avant de me faire les perfusions. Subitement, il y a deux ans, ils ont stoppé les livraisons. Malgré mes protestations, l’hôpital a refusé de reprendre les livraisons. Désormais, je dois faire 50 km pour aller chercher mes produits. Nous ne sommes pas remboursés pour ces déplacements. 

Aujourd’hui, d’ailleurs, je n’ai plus aucun suivi à l’hôpital de ma région. Je suis contraint de demander moi-même mes ordonnances et d’envoyer à la société de service les ordonnances. J’ai demandé du matériel supplémentaire. Il ne m’a jamais été livré. A l’hôpital, les infirmières ont l’habitude maintenant de faire signer par le premier médecin qui passe les ordonnances. Aujourd’hui, je n’ai aucune intention de reprendre les perfusions à l’hôpital. Je suis cependant suivi pour mes consultations et les bilans dans un centre expert.
Un parent

Mes deux filles sont atteintes par la maladie de Gaucher. L’une a opté pour le traitement à l’hôpital et l’autre pour le traitement à domicile. Une est très contente de son traitement à l’hôpital, car elle souhaite établir une séparation claire entre sa vie privée et sa maladie. Sur le lieu de travail, les choses sont parfois complexes. Elle tait autant que possible sa maladie. Mon autre fille, qui suit un traitement à domicile, ne bénéficie pas d’un aussi bon suivi car elle ne voit pas régulièrement le médecin référent de la maladie de Gaucher. 

Dr Nadia BELMATOUG

Tout malade traité à domicile doit venir en consultation à l’hôpital au moins une à deux fois par an, même s’il est stabilisé. Le traitement par enzymothérapie substitutive est disponible depuis 1991. Son efficacité ne peut être remise en question mais une surveillance régulière s’impose. Ce temps de consultation dédié permet aux médecins de faire le point avec le patient et sa famille sur la maladie, son suivi, le retentissement psychosocial et professionnel de la maladie, les nouveautés thérapeutiques. 
En HAD, comme les patients se sentent mieux, ils oublient parfois les rendez-vous pour les consultations de suivi. 

De nombreux patients sont déçus lorsqu’ils consultent un médecin. Ils ont l’impression d’en savoir plus que le médecin sur leur maladie. 

Vous ne pouvez pas en vouloir à votre médecin généraliste ou à un médecin hospitalier non expert de ne peut pas connaître de manière approfondie cette maladie qui ne touche qu’environ 500 patients en France. Pour remédier à ce problème, il faut que chaque médecin recherche l’information en utilisant des outils comme Orphanet que j’utilise moi-même dans les maladies que je ne connaît pas afin de diriger les patients dans les centres experts.  

Une patiente

J’ai vécu 23 ans sans traitement. J’ai très mal vécu mon traitement qui a débuté pendant ma première grossesse. Aujourd’hui, je préfère aller à l’hôpital et vivre ces moments seule. 

Dr Nadia BELMATOUG

Le suivi des femmes enceintes s’est considérablement amélioré au cours des dernières années. De plus, le vécu n’est pas le même pour ceux qui ont des souvenirs de douleurs intenses et ceux qui n’ont jamais ressenti de telles douleurs osseuses. 

Une patiente

Je suis en HAD et je le vis bien. J’ai une petite fille de 18 mois. A l’époque où j’étais traitée à l’hôpital, je connaissais les pires difficultés pour trouver un travail. A l’hôpital, en effet, nous ne pouvons être traités qu’en semaine et non le week-end. 

Un patient

Je suis sous traitement depuis un an. J’ai longtemps hésité avant de franchir ce pas même si j’ai des symptômes de ma maladie. Faire des perfusions tous les 15 jours n’est pas facile en terme d’organisation. 

Dr Nadia BELMATOUG

Certains patients sont asymptomatiques, tandis que d’autres non. Parmi les patients asymptomatiques, les examens en particulier les IRM et certains marqueurs biologiques peuvent montrer une progression de la maladie et faire décider du traitement. 

Un patient

J’ai tout de suite opté pour le traitement à la maison, après une courte période à l’hôpital. 

Dr Nadia BELMATOUG

A l’origine, le traitement à domicile n’était pas autorisé avant deux ans de traitement administré à l’hôpital. Nous pouvons maintenant écourter la période de suivi à l’hôpital, car nous connaissons bien les modalités d’administration du traitement enzymatique substitutif. Nous savons que les effets indésirables du traitement sont rares et que les effets secondaires graves sont exceptionnels. La période de suivi à l’hôpital dépend pour beaucoup de l’attitude du patient et de sa capacité à se prendre en charge et à bien connaître avec sa famille, la maladie et les modalités de traitement à domicile. 

Une patiente

Je souffre pour ma part d’effets secondaires assez prononcés. Ces effets secondaires sont proches de ceux qui accompagnent une chimiothérapie, à savoir des vomissements, des nausées et de longues périodes de fatigue. Il faut généralement 48 heures pour me remettre d’une perfusion. Ces dernières me contraignent à aménager mon temps de travail. J’ai donc opté pour un traitement à domicile, car, autrefois, j’étais suivi dans un hôpital, où les conditions d’hygiène et de suivi se sont progressivement dégradées. Par ailleurs, habitant en lointaine banlieue, les déplacements étaient compliqués pour moi. 

Je suis traitée chez mes parents, qui prennent bien soin de moi. Ainsi, je ne vis pas avec le matériel au quotidien chez moi. Je ne vis en effet pas très bien le fait d’être perfusée tous les 15 jours, même si je suis consciente des progrès que le traitement m’apporte. Je ne suis plus aussi douloureuse. Je n’ai plus de fractures à répétition. Néanmoins, je souhaite mettre une barrière entre ma vie privée et ma maladie. 

Dr Nadia BELMATOUG

Bien souvent, les parents d’enfants dont la maladie de Gaucher a été diagnostiquée au cours de l’enfance, s’avèrent très protecteurs. Le lien est habituellement très fort. Cela est dû, je crois, à la mémoire de la souffrance partagée d’autant que certains ont vécu la maladie alors qu’aucun traitement n’était disponible. 

Un parent

A une certaine période, ma fille était devenue grabataire en raison de l’importance des douleurs osseuses. Nous avions alors envisagé d’acheter une maison de plain-pied pour nous faciliter la vie. 

Une patiente

Nous avons demandé un transfert de ma prise en charge après une grosse crise osseuse. J’ai du prendre de la morphine. Lorsque j’ai interrogé l’hôpital sur le dosage de la morphine, l’hôpital m’a immédiatement renvoyée vers mon médecin généraliste. Lorsque j’ai dit que je ne supportais plus la douleur et que j’étais sur le point de mettre fin à mes jours, l’hôpital m’a renvoyée vers mon médecin généraliste. 

Un parent

Lorsque le médecin traitant tentait de joindre l’hôpital, il était systématiquement très mal reçu. J’ai donc menacé les responsables de l’hôpital pour obtenir le transfert au plus tôt du dossier médical de ma fille. Une semaine plus tard, ils accédaient enfin à notre demande. 

Jean-Guy DURANCEAU

Vous auriez dû venir nous voir. Nous nous serions mobilisés pour vous. C’est la mission des associations de patients. 

Un parent

Autrefois, ma fille était traitée dans un service pédiatrique avec une bonne prise en charge. Cependant, on nous a fait comprendre qu’il fallait que nous partions ailleurs. La prise en charge dans l’hôpital d’adultes n’était pas optimale.
Une patiente

Il serait bon que les médecins généralistes nous orientent à l’origine vers une association de patients. 

Dr Nadia BELMATOUG

Le passage de la prise en charge des services d’enfants aux services d’adultes n’est pas simple. Le transfert doit être anticipé, progressif et organisé entre les 2 types de services. Nous nous interrogeons sur un éventuel renforcement du groupe Gaucher au sein même de VML. Il faut cependant éviter de nous disperser, car cette maladie ne touche que 500 personnes environ. Il ne serait pas souhaitable de créer autant d’associations qu’il existe de maladies lysosomales. 

Jean-Guy DURANCEAU

Parfois, il existe plusieurs dizaines d’associations pour le même combat. C’est à mon sens une erreur. Les institutionnels ne peuvent pas tous les connaître. Notre association, qui a plus de vingt ans, est désormais bien implantée et reconnue. Généralement, les médecins raisonnent en termes de pathologies. Ils ne font pas le lien direct entre la maladie de Gaucher et les maladies lysosomales. Il faut probablement accentuer l’effort de pédagogie pour que ce lien soit plus immédiat chez les professionnels. Nous avons besoin de vous, patients pour progresser. 

Dr Nadia BELMATOUG

Les contextes et les contraintes sont différents. Certains patients ont souffert, d’autres non. Certains vivent avec la mémoire de leurs douleurs. Certains sont plus entreprenants que d’autres. Il serait bon de rassembler sur un seul document les différentes possibilités. Une personne autonome, capable de réaliser elle-même ses perfusions devrait en avoir la possibilité. Ceux qui préfèrent dissocier la vie familiale de la maladie devraient avoir la possibilité d’un traitement à l’hôpital. En France, nous avons la chance de pouvoir mettre en place ces différentes options. Tout est question d’organisation. 

Un patient

Je refuse le traitement pour le moment car les perfusions constituent pour moi une contrainte. Je préfère pour le moment supporter mes symptômes. J’ai 44 ans et ma maladie a été diagnostiquée à l’âge de 10 ans. Jusqu’à mes 25 ans, je n’ai jamais croisé un médecin véritablement intéressé par cette maladie. C’est à nous de leur fournir des informations sur notre maladie. Il est d’ailleurs assez profitable de mettre en contact son généraliste avec VML. La plupart ne le feront certainement pas. Peu de médecins m’ont convaincu. En fait, il est préférable que nous centralisions nous-mêmes les informations sur notre maladie, nos symptômes et nos réactions via un carnet de liaison. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il est très important à mon avis que chaque patient ait en permanence des éléments de son dossier médical lorsqu’il consulte un nouveau médecin qui à priori comme je l’ai déjà signalé ne peut connaître cette pathologie rare. 

Un patient

Il serait possible de stocker toutes ces informations à l’intérieur d’une simple clé USB. 

Dr Nadia BELMATOUG

Tout le monde ne dispose pas d’une connexion Internet. 

Jean-Guy DURANCEAU

Nous étudions la possibilité de fournir un dossier pré-rempli à tous les malades, ce qui serait assurément très pratique pour les voyages à l’étranger notamment. Il pourrait être stocké sur une telle clé USB. 

Dr Nadia BELMATOUG

Nous avons réalisé une carte maladie de Gaucher (disponible sur CETL.net), sur le modèle de celle qui a été créée pour la maladie de Fabry. Cette carte comporte le nom du médecin traitant, le nom du médecin prenant en charge la maladie de Gaucher, le moyen d’accès au dossier du patient et un site internet de référence. Elle précise en outre les situations à risques. Je pense notamment aux patients splénectomisés, qui doivent être vaccinés contre le pneumocoque. C’est une mission des centres de référence de fournir toutes ces informations. L’idéal serait bien sûr de stocker ces éléments sur une clé USB, avec une traduction en plusieurs langues qui devrait servir lors des voyages. 

Un parent

Souvent, les médecins nous regardent de haut lorsqu’on leur donne des consignes relatives à nore maladie. 

Un parent

Alors que notre fille était en colonie, un jour où elle ne pouvait plus marcher, nous avons dû nous battre pour qu’elle ne soit pas hospitalisée sur place pour une énième crise osseuse. Nous savions qu’il lui manquait simplement de la morphine pour calmer la douleur. Il a fallu passer plusieurs heures au téléphone pour expliquer les détails de la maladie et de sa prise en charge. 

Dr Nadia BELMATOUG

C’est pour éviter ce genre d’errement que le plan maladies rares a été mis au point. Les centres de références doivent fournir les documents à remettre au médecin qui vous suivra lors de vos déplacements. 

Une patiente

Je suis traitée à l’hôpital, mais je dois attendre deux heures à chaque fois pour obtenir mon traitement. De plus, je parts tous les étés en Turquie voir ma famille. L’organisation du transfert du médicament est souvent compliquée. 
Un parent

Nous avons rencontré de réelles difficultés au moment du transfert du médicament de France jusqu’en Turquie. 

Dr Nadia BELMATOUG

Vous êtes amenée à voyager en Turquie, où la maladie est bien connue.   Le médecin et le  pharmacien de votre hôpital doivent organiser le transfert du traitement en collaboration avec le laboratoire pharmaceutique commercialisant votre traitement. Un service est organisé à cet effet. Il faut anticiper les déplacements plusieurs mois à l’avance afin d’éviter ces dysfonctionnements. Lorsque la maladie est stabilisée depuis plusieurs années, le médecin peut également décider de sauter une ou deux perfusions sans conséquence sur la maladie.

Une patiente

Je suis malade depuis que je suis très jeune. J’ai une ostéonécrose prononcée de la tête fémorale. J’ai dû attendre le traitement en 1997. J’ai alors été traitée à l’hôpital toutes les deux semaines. Aujourd’hui, je suis perfusée toutes les semaines, en raison de l’aggravation des douleurs osseuses. Je suis perfusée trois fois sur quatre à la maison et la fois suivante à l’hôpital, pour améliorer le suivi. Je constate que je ne suis pas la seule à rencontrer des difficultés. En effet, j’ai connu de gros problèmes à l’hôpital en terme de livraison du produit ou d’attente. Néanmoins, la situation s’améliore progressivement. Auparavant, les médecins connaissaient très peu de chose sur la maladie et les infirmières éprouvaient les pires difficultés à préparer le traitement. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il est vrai qu’au cours des premières années, le coût du traitement entraînait des craintes majeures (peu de casser les flacons etc.). 

Un patient

Parfois, nous sommes convoqués à 9 heures et perfusés à 14 heures ! 

Une infirmière

Nous essayons autant que possible d’être flexible et disponible. Néanmoins, dans certains hôpitaux de jour en particulier en hématologie, nous traitons d’autres patients avec des pathologies lourdes et complexes. Lorsque l’un d’entre eux ne va pas bien, nous devons autant que possible les traiter avant ceux qui sont moins gravement atteints ou qui vont mieux. Cela peut entraîner des retards dans les traitements. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il faudrait que les autorités encouragent en France la création d’équivalents des « outpatients clinics ». Dans certaines pays, des cabinets de médecins  avec infirmiers sont à même d’administrer le traitement des patients de maladies telles que la maladie de Gaucher. Ces cabinets proches du domicile des patients constituent l’échelon intermédiaire entre l’infirmière libérale et l’hôpital. Ces structures légères faciliteraient certainement la vie de nombreux patients qui se sentent bien et ne veulent pas d’un suivi lourd et contraignant en hôpital tout en assurant un suivi de qualité. 

Une patiente

Je ne supporte pas d’être mélangée avec les autres malades. J’ai été récemment placée à côté d’une femme alcoolique très mal en point. Les médecins l’ont faite passer en priorité. J’ai vraiment été choquée. 

Dr Nadia BELMATOUG

Les priorités sont établies en fonction de la gravité de la maladie, il est donc normale de traiter en priorité les patients qui vont moins bien sans émettre de jugement de valeur sur les patients. 

Une patiente

Aujourd’hui, je suis traitée à domicile. Cela se passe plutôt bien, même si je dois aller chercher le traitement et appeler toutes les semaines pour vérifier qu’il a bien été dispensé. L’infirmière est présente à mes côtés tout le temps de la perfusion. 

Dr Nadia BELMATOUG

Cela n’est pas le cas pour tous les patients. 

Une patiente

Vous m’aviez dit que c’était obligatoire, pour éviter tout malaise, car je suis seule au moment de mon traitement. 

Un patient

Je suis traité à l’hôpital, car l’organisation serait trop compliquée à la maison. Il faudrait notamment que nous soyons sûrs que le réfrigirateur est correctement fermé en permanence. Cela n’est pas toujours le cas. De plus, notre nounou vient garder chez nous notre fille. J’imagine mal me faire perfuser à la maison en sa présence et celle des enfants. 

Un parent

Ma fille est traitée à domicile, en présence de ses enfants devenues grands. Je crois qu’ils assurent en fait la surveillance !! 

Dr Nadia BELMATOUG

Je m’aperçois que les durées de perfusions au domicile sont souvent différentes, initialement les premières étaient réalisées en  3 heures.  L’expérience nous a montré qu’il était désormais possible de la réaliser en une heure et demie voire une heure. Pour les patients qui ont fait une allergie, de l’hypotension ou d’autres effets secondaires. La vigilance s’impose avec parfois nécessité d’une prémédication par anti-histaminiques et/ou corticoïdes. Une seule personne ici réalise une auto-perfusion. D’autres ont une chambre implantable. 

Un patient

J’ai subi de nombreuses perfusions. Il devenait de plus en plus difficile de trouver les veines. J’ai mis longtemps avant de me décider pour la chambre implantable. Depuis, les perfusions sont beaucoup plus simples pour moi. Personne ne peut voir que je réalise ma perfusion car le diffuseur portable que j’utilise est clippé à la ceinture. 

Dr Nadia BELMATOUG

Le boîtier d’une chambre implantable est placé juste sous la peau. L’infirmière n’a qu’à piquer à l’intérieur de la petite dépression. 

Une patiente

J’ai toujours refusé cette solution. D’une part, sur le plan esthétique, la chambre reste visible sous la peau. D’autre part, je crains vraiment les risques infectieux. Je pratique de manière régulière la natation et je sais que les piscines constituent des réservoirs à infections. Quels sont les risques réels ? 

Dr Nadia BELMATOUG

Il n’est pas possible d’exclure les risques infectieux. Il est vrai que la chambre reste visible et qu’elle est jugée parfois disgracieuse, surtout pour les femmes. Cette solution est néanmoins recommandée pour les personnes qui souffrent d’une réelle phobie à la vue d’une aiguille. En ce qui concerne le capital veineux, certains de mes patients sont traités depuis 10 ans. Ils ont cependant aucune difficulté à être perfusés de manière régulière. 

Un parent

Comment se passe la mise en place de cette chambre ? Aujourd’hui, ma fille supporte mal les piqûres et réfléchit à cette solution. 

Dr Nadia BELMATOUG

Elle est réalisée à l’hôpital, sous anesthésie. Il serait bon de vous mettre en contact avec des femmes de votre âge qui ont opté pour cette solution. 

Maintenant avec les prestataires présents, je souhaiterais faire le point sur les ordonnances. Les pratiques diffèrent beaucoup d’une société à l’autre. Pour certaines, les prescriptions sont préparées avant la signature du médecin. Pour d’autres, le médecin doit établir la rédaction de toutes les ordonnances pour le matériel. 

Un prestataire

Je représente une société de service. Entre la prise en charge à l’hôpital et la prise en charge à domicile, le choix du patient doit être fondé sur des questions pratiques. Lorsque nous proposons la prise en charge d’un malade à domicile, nous réalisons un travail de coordination avec les différents intervenants. Nous coordonnons le retour à domicile avec l’infirmière libérale. Nous prenons aussi les rendez-vous avec le patient et l’infirmière pour réaliser la formation en vue de l’usage du matériel médical. Le patient n’a donc pas à ce soucier des problèmes techniques. 

Dr Nadia BELMATOUG

Le choix du prestataire de service revient-il au médecin ? 

Un prestataire

En principe, c’est le patient qui effectue ce choix. En général, les patients ne connaissent pas les différentes sociétés. Ces dernières interviennent donc auprès des médecins, par le biais de leurs commerciaux. C’est le prescripteur et souvent le cadre du service hospitalier qui est chargé d’appeler le prestataire. Nous disposons d’agences réparties sur tout le territoire. Elles nous permettent d’intervenir partout en France. 

Dr Nadia BELMATOUG

Les médecins éprouvent quelques difficultés à remplir les ordonnances, du fait de tout le matériel qui doit être prescrit. 

Un prestataire

C’est la raison pour laquelle nous mettons à leur disposition des modèles d’ordonnance. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il serait tout de même important d’homogénéiser les différents modèles d’ordonnance qui nous sont soumis, car ils diffèrent d’un prestataire à l’autre. Dans certains cas le patient se retrouve avec beaucoup de matériel utilisé au domicile (certains patients nous font part de leur étonnement sur les coûts engendrés par cet excès de matériel). 
Un infirmier

Depuis juillet dernier, les infirmiers ont aussi la possibilité de prescrire le matériel médical. Cela allège la tâche du médecin. Ce dernier peut se contenter d’indiquer le nom du produit sur l’ordonnance. L’infirmier se charge du reste. 

Dr Nadia BELMATOUG

Je vous propose d’entrer maintenant dans le détail en commençant par une présentation du diffuseur portable. 

Un infirmier

Le diffuseur portable se compose d’un ballonnet gonflable dans lequel est injecté le produit à perfuser. Le ballonnet se gonfle alors. Chaque dispositif est réglé pour un débit prédéterminé, en fonction du traitement et de la durée de perfusion. 

Une infirmière 
Il n’est pas possible d’utiliser n’importe quel diffuseur. Un seul type a été testé pour l’enzymothérapie par voie veineuse dans la maladie de Gaucher. Les autres systèmes devraient être testés progressivement. Ils pourraient apporter quelques progrès sur le temps et la durée de la perfusion. 

Un infirmier

Le modèle utilisé à une coque rigide, au contraire de certains autres systèmes. Il est donc plus solide. 

Une infirmière
A domicile, les systèmes par pression positive restent les plus courants. A l’hôpital, pour des raisons de coût, l’usage des systèmes par gravité sont plus fréquents. Ils se présentent sous forme d’une poche avec une tubulure et un dosiflow. Il peut être utilisé aussi bien sur une voie veineuse centrale que sur une voie veineuse périphérique. L’avantage du diffuseur réside dans le fait qu’il peut s’accrocher à la ceinture ou se glisser dans la poche. 

Une patiente

Je n’ai pas accès au diffuseur portable, car l’HAD l’estime trop coûteux. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il s’agit là d’une conséquence des restrictions budgétaires qui frappent l’hôpital public. Il est tout de même étrange que ce matériel puisse être utilisé à l’extérieur, mais pas dans les hôpitaux. Nous allons faire remonter ces données aux autorités de santé. 

Un patient

Comment la préparation est-elle réalisée avec ce matériel ? 

Une infirmière

Nous préconisons d’injecter tout d’abord dans le ballonnet le complément de sérum physiologique. Nous complétons ensuite avec le volume global de solution reconstituée. 

Un patient

J’ai pu constater qu’à l’hôpital, les infirmières ne disposaient pas de toutes ces informations concernant le matériel.

Une Infirmière

C’est pour l’essentiel un problème de coût. Ce matériel est généralement utilisé pour d’autres pathologies, dans les services de cancérologie notamment. 

Une patiente

A l’hôpital, les infirmières rincent la tubulure pour ne pas perdre le produit restant. Le diffuseur portable permet-il d’éviter les pertes de produit ? 

Une infirmière
L’intérieur de la tubulure peut contenir jusqu’à 14 mL de produit dans les systèmes classiques. Avec le diffuseur portable, ce volume est minime. Il n’est donc pas nécessaire de procéder à un rinçage. 

Dr Nadia BELMATOUG

De nombreux hôpitaux ne disposent pas du diffuseur portable. Nous essaierons d’y remédier. De plus, nous ne disposons pas d’une information suffisante sur le matériel. Il serait bon que nous soyons formés pour y remédier. 

Une patiente

J’ai remarqué que le système de coque rigide provoquait un meilleur écoulement que la poche. Les parois de cette dernière ont tendance à coller l’une à l’autre et à bloquer l’écoulement du produit. 

Un patient

En réalité, tout dépend du type de poche utilisé. 

Un parent

Je suis content de voir ce type de matériel pour la première fois. 

Une infirmière
Ces systèmes sont pourtant utilisés de manière fréquente en HAD, notamment pour des traitements plus longs. Pour le traitement de certains cancers, il est nécessaire de réaliser des perfusions avec un débit limité à 1 mL/h. 

Dr Nadia BELMATOUG

Connaissez-vous des hôpitaux de jour utilisant des diffuseurs portables en dehors de la cancérologie ? 
Une infirmière
Nous les utilisons uniquement lors des retours à domicile pour des traitements qui doivent durer un ou deux jours. C’est le cas depuis fort longtemps déjà. Ils sont utilisés également dans le traitement de la mucoviscidose. 

Un prestataire

Je travaille pour une société de service. Les malades sont équipés de diffuseurs. Il est vrai que ce système est moins encombrant, dans la mesure où il ne nécessite pas de pied à perfusion.
Dr Nadia BELMATOUG

Certains d’entre vous retirent leur aiguille eux-mêmes. Plus rarement, l’infirmière est présente tout au long de la perfusion. 

Une patiente

C’est mon cas. Vous souhaitiez que l’infirmière soit présente pendant toute la durée de la perfusion, dans la mesure où je suis seule chez moi. 

Dr Nadia BELMATOUG

Il ne faut pas que les patients restent seuls pendant une perfusion. Avec un peu de recul, je constate cependant que dans la plupart des cas, nous n’observons pas d’effet indésirable. Nous serons donc peut-être amenés à reconsidérer les modalités de votre traitement. 

Un infirmier

De manière générale, je ne reste pas tout au long de la perfusion. Il me serait difficile de consacrer une heure et demie à deux heures pour un seul patient. 

Un patient

J’ai pu constater que, parfois, les tubulures se bouchaient. Que faire dès lors si la personne est seule chez elle ? J’aimerais avoir des informations sur ce sujet.
Dr Nadia BELMATOUG

J’espère que tous ont à portée de main leur téléphone et leur carnet de liaison dont la diffusion et la disponibilité doivent être améliorées. Savez-vous tous ce qu’il faut faire en cas de problème ? Nous devrons certainement travailler sur ce point. Les risques de choc anaphylactique sont exceptionnels. Les effets secondaires sont rares. Lorsque le patient constate un effet secondaire indésirable (prurit, malaise, urticaire), il ou la personne présente doit arrêter la perfusion et immédiatement appeler le 15. 

Conclusion

Dr Nadia BELMATOUG et Jean Guy DURANCEAU  

Nous vous remercions d’avoir participé de façon aussi interactive à ce débat sur le traitement par enzymothérapie substitutive dans la maladie de Gaucher. 

Nous espérons avoir répondu à vos attentes et restons à votre disposition pour tous renseignements complémentaires. 
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