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Agenda

12h : Introduction / Pr Hervé Chambost • CRC-MHC, Marseille

12h10 : Médicaments de thérapie innovante (MTI) : 

réponse à des besoins médicaux non satisfaits 

Dr Anne Galy • ART-TG-Inserm US35

12h35 : Développement clinique de la thérapie génique en hémophilie B
Dr Karen Pinachyan • Directeur Médical Europe, CSL Behring

13h : Organisation du parcours de soins : Modèle “Hub & Spoke” en France
Pr Yesim Dargaud • CRH - Unité d’hémostase clinique, Lyon

13h25 : Conclusion / Pr Hervé Chambost • CRC-MHC, Marseille
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Liens d’intérêt / Hervé Chambost 

• Essais cliniques / Recherche clinique

Biogen/Bioverativ, Biomarin, CSL Behring, Octapharma, Shire/Takeda, Sanofi, SOBI

• Boards d’experts

Biomarin, CSL Behring, NovoNordisk, Pfizer, Roche/Chugaï, SOBI

• Subventions de recherche 

CSL Behring, LFB, NovoNordisk, Shire/Takeda, SOBI

• Honoraires pour participation à symposium

CSL Behring, Biomarin, Octapharma, Pfizer, SOBI

• Invitations en congrès

Biomarin, CSL Behring, LFB, NovoNordisk, Octapharma, Pfizer, Roche, SOBI
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Des thérapeutiques pour quels objectifs ?

Traitement 
curatif

Traitement des 
complications

Prévention des 
complications

Prévention du 
handicap

Santé à long 
terme

Qualité de vie

Insertion socio-
professionnelle

Vie « normale » 
sans traitement

Guérison
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Stratégies thérapeutiques préventives en hémophilie

Arruda VR et al. Blood 2017 ; 130 : 2251–2256.

A la demande

Prophylaxie

Prophylaxie ++

Protection 
24/7
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