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Registre francais de la Maladie de Gaucher

Registre francais indépendant des firmes pharniiaces,
méme si il y a des aides de ces laboratoires

Centraliser les données

Consentement des patients

CNIL

Labellisation / Comité des registres (Invs/inseem)2008

Exploitation des données / Laboratoire Biostajistis
NSERM (Bichat)

~Financement par I'association VML (Vaincre les ®tiks
_ysosomales) et I'InVS.

_ogiciel développé par Dalil Hamroun (INSERM,
Montpellier)




Registre Francais

* Possibilité d’exhaustivité
— Laboratoire de diagnostic
— Centres de Référence / Compeétc
— Centres identifiés suivant des patients

— Secrétariat National des Maladies Métaboliques
et Heréditaires (SNMMH), rattache a la Caisse
d’Assurance Maladie.




Objectifs

* Analyse epidemiologique

« Surveillance de la prise en charge des patients et gestion des
situations de crise

» Histoire naturelle de la maladie sans traitement

o Efficacité du traitement en conditions réelles

» Axes de recherche branches sur ce regi

— Epidémiologie et modélisation de I'évolution degrqueurs biologigues
et clinigues avec et sans traitement (J Stirnemann)

— Grossesse et maladie de Gaucher (N Belmatoug)

— Maladie de Parkinson et Maladie de Gaucher (FIS&&tirnemann)
— Pic monoclonal et maladie de Gaucher (Y CrabolAfiiulf).

— Début pédiatrigue (A Robert)




Le logiciel
Acces par n'importe quelle connexion internet

Aucun logiciel a installer
Serveur securisé https

Nom d’utilisateur et mot de passe personnel pbagae
medecin qui le désire avec acces a Sses pe

Authentification requise
Le serveur a I'adresse

Registre_gaucher_database4DC requiert un nom
d'utilisateur et un mot de passe.

Mom d'utilisateur:  duchm |:|I|

Mot de passe:

| Se connecter | Annuler
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@ https://192.165.12.1

Le logiciel
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La liste des patients
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Age des premiers symptomes

11a20 21430 31440

Tranches d'age

41 a 50
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Pourcentage de

patients
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Repartition des patients

11 a 20

21a30 31a40

Tranches d'age

41 a 50

51 et +



















Traltements

e Au total 250 patients sont traités :
— 150 par imiglucerase (243 avant la pénurie)
— 52 par velaglucera
— 28 par taliglucerase
— Environ 20 par miglustat









