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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
s DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT

g .. » 2¢ Campagne de labellisation
Liber « Egalté  Faternité Labellisation pour la période 2017-2022

REPUBLIQUE FRANCAISE

o 104 CRMR coordonnateurs
259 CRMR constitutifs
1773 CCMR (1¢" recensement officiel des CCMR)

”Q& > Nouveau modeéle de financement des CRMR

maladies rares Enveloppe MIG de ~90 millions d’euros

Part fixe — part variable (dépendant de l'activité des centres)

» Vers un 3¢ plan national maladies rares?

Feuille de route préparée (X. Jeunemaitre — S. Odent)
En attente de I'annonce du plan par le Ministere
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
s DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT:

Mémes objectifs, mémes missions

Objectifs
= Rassembler les acteurs professionnels et associatifs concernés par les
maladies rares du foie, animer leurs relations et coordonner leurs actions.
&
Missions

> Monter des actions autour de 4 axes de travail:
», - . .
(7 Améliorer la prise en charge globale des patients

é!)) Renforcer les activités de recherche

];[ Développer I'enseignement et la formation

5’@ Diffuser I'information vers les professionnels de santé et les patients
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Filfoie: Les acteurs post-labellisation

me DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT:

-> 3 réseaux maladies rares comprenant 42 centres experts
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coordonnateurs (CRMR)

' centres de référence constitutifs
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CENTRE DE REFERENCE
ATRESIE DES VOIES BILIAIRES
ET CHOLESTASES GENETIQUES

* 1 CRMR coordonnateur : Hobpital Bicétre

* 2 CRMR constitutifs : Hopital Necker Enfants
malades, Hospices civils de Lyon

* 6 CCMR

Cfave

CENTRE DE REFERENCE
MALADIES VASCULAIRES
DU FOIE

* 1 CRMR coordonnateur : Hépital Beaujon
* 1 CRMR constitutif : Hopital Bicétre
* 32CCMR

Chave.n

CENTRE DE REFERENCE
MALADIES INFLAMMATOIRES
DES VOIES BILIAIRES ET
HEPATITES AUTO-IMMUNES

* 1 CRMR coordonnateur : Hoépital Saint-Antoine

* 3 CRMR constitutifs : Hopitaux Paul
Brousse/Bicétre, CHRU Lille, CHRU Grenoble

* 31CCMR
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
s DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT:

v 5 laboratoires de génétique : Réseau HCL (Hereditary Cholestasis and cholelLithiasis)

1. Laboratoire Commun de Biologie et Génétique Moléculaire (LCBGM), Hopital Saint-Antoine

2. Laboratoire de Biochimie, Hopital Bicétre

3. Laboratoire de Biochimie et de Biologie Moléculaire, CHU Tours

4. UF Génopathies — Pole de Biochimie et Biologie Moléculaire, CHRU Lille
5

Laboratoire de Génétique et de Biologie Moléculaire, Hopital Cochin

v" 5 laboratoires de recherche

1. UMR-S938 « Pathologies métaboliques, biliaires et fibro-inflammatoires du foie» UPMC
UMR 1174 « Interactions cellulaires et physiopathologie hépatique« , Université Paris-Sud
UMR 1149 Centre de recherche sur I'inflammation Paris-Montmartre, Paris Diderot Paris 7

INSERM U970 « Endothelial physopathology and biomarkers of vascular disease», Université Paris Descartes

LA

UMR INSERM U1193«Physiopathogenése et traitement des maladies du foie», Université paris/Saclay
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
s DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT:

v' 3 sociétés savantes

= AFEF t\/j V &2

SOCIETE FRANGAISE D'HEPATOLOGIE G F H G H P

de Pédiatrie

v' 4 associations de patients

o,
Association E . ®
des Malades a I b I % /\_\
des Vaisseaux 1
du Foie Y. association o (© R (
pour la lutte contre les AD
a mfe M \ / F maladies inflammatoires - j2
hssociation Maladies Foie EnFants du foie et des voies biliaires o e o g 8

Juin
2017!
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
s DU FOIE DE L’ADULTE ET DE L'ENFANT:

[Equipe Filfoie )

0. Chazouilléres: animateur

@Q V. Tsilibaris : chef de projet

S A N. Guitard : Coordinatrice recherche

Emilie Le Beux: Chargée de mission Axe 1
Mm Astrid Perche: Chargée de mission BNDI\/IR)

/Comité Directeur ) [Comité Scientifique A

e O o * 16 membres — a renouveler
9 CRMR, CCMR, Laboratoires de <—1T>
recherche, Associations de patients

e 7 membres - a renouveler

Médecins, Chercheurs, Généticiens

e Réunions trimestrielles

¢ Réunions trimestrielles )

J

/Groupes de travail A

. x e Référentiel transition
. *° Liens avec les associations
* Projet Sciences Humaines et sociales

J
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Filfoie: des projets qui avancent

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

Déploiement de TECs: soutien
a des études en cours

Veille des appels a projets et
bourses (onglet recherche —
www.filfoie.com)

Aide (administrative,
réglementaire...) dans le
montage des dossiers

Mise en lien avec des
structures d’aide

Appels a participation
Veille scientifique — bulletins
recherche

Recensement des structures
et projets de recherche
maladies rares (onglet
recherche — www.filfoie.com)

I T Enseignement

* (Catalogue des formations
(onglet enseignement —
www.filfoie.com)

* Médiatheque (onglet
enseignement —
www.filfoie.com)

* Journées a destination des
médecins : 16 novembre
2017

B cornicoion

* Site web (www.filfoie.com)

e Newsletters

* Réseaux sociaux (LinkedIn,
Facebook...)
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Filfoie: les projets

Prise en charge
IX Prise en charge

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:
https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

» Collecte d’un set de données homogénes pour chaque patient
atteint d’'une maladie rare

> 30aine d’items

ANERN

au CRMR)

AN

orphelin)

> Comment collecter le SDM?

v g

Connecteur

(DPI)

Dossier patient )»»»m»»»»»»»b
1

—

asP. ¢

Données administratives (nom, date de naissance, sexe,...)
Données de prise en charge ( Adressage du patient, date d’inclusion

Activité de soins (date d’activité, contexte: consultation, HDJ ...)
Diagnostic (Statut, diagnostic de la MR - ORPHA...)

Histoire de la maladie (Age aux premiers signes, dge au diagnostic)
Recherche et traitements (Participation protocole, traitement

, |
1
{€ BaMaRa —/—ET8—>(:] BNDMR
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Filfoie: les projets

Prise en charge n o . .
I > Role de Filfoie: ouverture des centres, formations et recueil

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

Lille

R$ Amiens
Reims Strashourg -TEC Lyon
Ren‘; Caen * 1¢" novembre 2017
Pregt ; =~ -TEC Rouen
Nantes A Tours orispe l " 1er décembre 2017
Poitiers -TEC Rennes
| yon Courant décembre 2017
MO8 Clermont- Grenoble
Ferrand -TEC TOUIOUSe
B°"’ea“xT° e Nice <fin janvier 2017
¢ jea -TEC Paris
Montpellier <fin janvier 2017

> Role des centres:

» Affichage notice information
» Ouverture des comptes BaMaRa du personnel médical
» Tenue d’un listing des patients du périmetre Filfoie
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Prise en charge
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Filfoie: les projets

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

=
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Recommandations
a

HAS

Protocole National de Diagnostic et de Soins

Référentiel de recommandations sur la
transition enfant-adulte

Disponible sur filfoie.com

Protocoles Nationaux de Diagnostic et de Soins
Roéle de la filiere: Appui méthodologique

1. Maladies Vasculaires du foie: finalisation
printemps 2018

2. Atrésie des voies biliaires: en cours

3. Cholangite Biliaire Primitive : démarrage 1"
trimestre 2018
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Prise en charge
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Filfoie: les projets

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence
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maladies IV
rares

™ =

amfe

Association Maladies Foie Enfants

&%

*  albi

. association
pour la lutte contre les
maladies inflammatoires
du foie et des voies biliaires

Projet en sciences humaines et sociales —
AAP SHS Fondation Maladies Rares

* Analyse des besoins

v'  Entretiens avec les centres
2% 32 trimestre 2017

v" Enquéte patients

Deux questionnaires: adulte — enfant
Période: 10 octobre — 12 novembre
Réponses: 72 ( adultes) - 190 (enfants)

* Choix du projet: Groupe de travail
multidisciplinaire ouvert a l'ensemble des
centres + associations de patients

10 janvier 2017, Paris

e Lettre d’intention: ~avril 2018
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Prise en charge
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Filfoie: les projets

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

RENCONTRE

REGIONALE

MALADIES RARES

GRAND EST

24 novembre 2017
8h45-17h

185 rue Philppe Dollinger, 67100

Strashourg

=R
Gl - Eannn Y L
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Rencontres régionales maladies rares

12 FSMR, initiative de Fava-Multi

Mise en réseau des acteurs médicaux
et paramédicaux

24 novembre 2017, Strasbourg

Atelier Filfoie - transition (Filfoie: D.
Debray, E. Le Beux — Neurosphinx —
AnDDI-Rares)

Infographie parcours patient

Diffusion: Mai 2018
Sites web 23 FSMR, MRIS, AMR

Filfoie: Travail, vie quotidienne,
aidants


https://etpmaladiesrares.com/
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Prise en charge

A
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Filfoie: les projets

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes ETP:

https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

Référentiel de recommandations sur la
transition enfant-adulte

ﬁ?I'?ILFOIE

FLERE DE SANTE MALADES RARES
DUFOE OF ADULTE €1 OF LENFANT

Recommandations

Disponible sur filfoie.com

filieres de santé Transition en inter-filieres

el «  Groupe de travail: 19 filiéres
maladies rares
* Objectifs :

» identification et partage/adaptation des
outils existants

» Mise en place d’une application mobile
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Prise en charge
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Filfoie: les projets

Recueil épidémiologique:
Banque Nationale de
Données Maladies Rares

Référentiels et
recommandations (PNDS,
référentiel transition)

Action médico-sociale
(projet en Sciences
Humaines et Sociales,
rencontres régionales,
infographie...)

Transition enfant-adulte

Annuaire programmes
ETP:
https://etpmaladiesrares.com/

Cartes urgence

Annuaire programmes ETP

https://etpmaladiesrares.com/

nnuaire - Maladiesl’
“ e ——

Filiere FILFOIE - Maladies hépatiques rares de
I'enfant et de I'adulte

e 00

France

Cartes urgence

a destination des patients

www.filfoie.com/

Programmes d’ETP proposés au sein de la filiere

MALADIES VASCULAIRES CHOLESTASES ADULTES MALADIES PEDIATRIQUES

Prog; d'ETP des p une maladie vasculaire du foie ou ischémie digestive requérant
un traitement anticoagulant per os (AVK ou AOD), ou de leurs aidants.

Mmedt Tél
Mmedh Tél
Médecin traitant Tél
Spécialiste tratant Tél
Suivi(e) par le centre de Tél

PERSONNE A PREVENIR EN PRIORITE

CENTRE DE SUMI

LEEO orphanet ﬁp fILFDIE o

En raison dune Maladie Héréditaire du Métabolisme

Informations premiére urgence

L
maladies rares

CARTE D'URGENCE
Emergency card

Prénom Nom
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
mm DU FOIE DE L’ADULTE ET DE LENFAN

15 e

Déploiement de TECs: soutien
a des études en cours + mise
en place d’un projet Filfoie
commun

* \Veille des appels a projets et
bourses (www.filfoie.com)

* Aide (administrative,

alementaire. ) dons le Présentation par Nelly Guitard

montage des dossiers é 14h !

* Mise en lien avec des
structures d’aide

* Appels a participation
* Veille scientifique — bulletins
recherche

* Recensement des structures
et projets de recherche
maladies rares
(www.filfoie.com)
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Filfoie: les projets

Catalogue des formations MR du foie

Diplémes universitaires

7= Diplome inter-Us itaire (DIU) « Hé et nutrition pédiatrigues »

7= Dipléme universitaire (DU) éen « Cancers Hépato-Bili créatiques - Stratégies Onco-Chirurgicales »

7= Dipléme universitaire (DU) « Réanimation Hépatique »

Développement professionnel continu

@y Enseignement post-universitaire « Hépatologie Paris 7

@ EPU mucoviscidose organisé par les CRCM/Journées centre maladie digestives rares - Hopital Necker

Médiatheque
(vidéos, diaporamas....)

SREENTATION GENERA

| OUTILS PEDAGOGIQUES

FILTRER PAR M
E==E

Formation
© outils pédagogiques

CIRRHOSE BILIAIRE PRIMITIVE

W= B DISCOURS D'OUVERTLRE a
Lore etur adipiscing e, sed do elusmod tempor incidt
dur 5

Site web

filfoie.com

Site web

filfoie.com

I T Enseignement

e Catalogue des formations
(onglet enseignement —
www.filfoie.com)

* Médiatheque (onglet
enseignement —
www.filfoie.com)

* Journées a destination des
médecins : journées Filfoie

P& oo

* Site web (www.filfoie.com)

* Newsletters

* Réseaux sociaux (LinkedIn,
Facebook...)
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I T Enseignement

S T

Site web * (Catalogue des formations
FILIERE DE SANTE = ; -
MALADIES RARES FILFOIE — ] ] (onglet enseignement
LT www.filfoie.com www.filfoie.com)
ST . = S « Médiathéque (onglet
e betadamedineotyiongint mep———— i i enseignement _
[ orovonren | 5 T s www.filfoie.com)

* Journées a destination des
médecins : journées Filfoie

Newsletters
trimestrielles

P& oo

* Site web (www.filfoie.com)

* Newsletters

* Réseaux sociaux (LinkedIn,
n Yﬂll TlIhB Réseaux sociaux Facebook...)
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
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> ERN RARE-LIVER : Réseau européen pour les maladies

rares du foie — Coordonnateur: David Jones ....-3‘ European
(Newcastle) ..°. X 'V Reference
®s0’ Network
» Seuls les 3 CRMR coordonnateurs font actuellement for rare or low prevalence

complex diseases

partie de I'ERN

##+ Network
Hepatological Diseases

> Nouvel appel pour rejoindre 'ERN en 2018 (ERN RARE-LIVER)
(uniguement pour centres constitutifs)

> Mise en place de registres, de groupes de travail sur http://www.rare-liver.eu/
différentes thématiques et 3 différents groupes de
maladies :

* Autoimmune Liver Disease (AILD)
* Metabolic, Biliary Atresia & Related Disease
*  Structural Liver Disease


http://www.rare-liver.eu/
http://www.rare-liver.eu/
http://www.rare-liver.eu/
http://www.rare-liver.eu/
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FILIERE DE SANTE MALADIES RARES
mm DU FOIE DE L’ADULTE ET DE LENFAN

Améliorer la prise en charge globale des patients

» Transition : projets spécifiques a la filiere
»  Structuration du réseau des laboratoires de génétiques (HCL)
» Logiciel RCP

é Renforcer les activités de recherche
> Présentation N. Guitard 14h

g[ Développer I'enseignement et la formation

» Aide a la mise en place de formations (DU, DIU...) — Maladies Al du foie

Diffuser I'information envers les professionnels de santé et les patients
v

» Journées a destination des patients, webcasts
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Olivier Chazouilleres
Animateur
olivier.chazouilleres@aphp.fr

Virginie Tsilibaris
Chef de projet
virginie.tsilibaris@aphp.fr

Nelly Guitard

Coordinatrice Recherche — Europe
nelly.guitard@aphp.fr

{ Emilie Le Beux

Chargée de mission - Axe « Prise en
charge » (Médico-social
/Recommandations/Transition/ETP)
emilie.lebeux@aphp.fr

Astrid Perche

Chargée de mission - Banque
Nationale de Données Maladies
Rares

astrid.perche@aphp.fr

A
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