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Problématiques de I’hémophilie
Limiter les saignements Eviter la survenue d’inhibiteurs
Prophylaxie précoce
Birth cohort 1990-94 1995-99 2000-04 2005-09 50% 1
otal n.) 138 172 302 307 45% A
, 40% A
N. on prophylaxis 4 101 202 238 259 -
Age at start of prophylaxis (years) 1.6 (1.1-3.1) 2.1(1.1-2.9) 14 (L1-2.1) 1.3 (09-1.9) <001 2309% 1 m 0 joint bleeds
Bleeding before prophylaxis 959, 21 joint bleed
N.bleeds 6.5 (3.0-12.0) 4.0 (1.0-12.0 4.0 (1.5-9.0) 3.0 (L0-7.0) <0.01 20% - o2 joint bleeds
N. joint bleeds 2.0 (0.0-4.0) 1.0 (0.0-3.0) 1.0 (0.0-2.0) 1.0 (0.0-2.0) <0.01 15% A @ >2 joint bleeds
Primary prophylaxis 10% 1
PedNet definition (%) 65% 67% 86% 88% <0.01 5%
WFH definition (%) 35% 4% 67% 70% <0.01 0% - ' .
1990-1994  1995-1999 2000-2004 2005-2009

Values are numbers, medians (IQR) and percentages (%).

Nijdam A. PedNet and CANAL study groups. Bleeding before prophylaxis
in severe hemophilia: paradigm shift over two decades. Haematologica.
2015 Mar;100(3):e84-6.
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INTRODUCTION

Evolutions récentes de la prophylaxie

Hemostasis

Factor Level

Factor EHL Factor Non-Factor Therapy

Minimal
prophylaxis

Minimal
prophylaxis

*Inspiré de WFH.org
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Recommandations : Questions :

Deblfter une prophylame Ig plus tot 1/ Quand débuter la prophylaxie ?
possible pou_r Ilm-lter les saignements 2/ Quel médicament ?
graves et articulaires

METHODE

Enquéte des habitudes :
Questionnaire anonyme a été adressé aux médecins prenant en charge des patients hémophiles des

centres de références, centre de ressource et de compétence et centre de traitement des maladies
hémorragiques rares, par le Centre de référence Hémophilie (CRH) et la SFTH

Meunier S, Trossaert M, Berger C, et al. [French guidelines. Long-term prophylaxis for severe haemophilia A and B children to prevent haemophiliac arthropathy]. Arch Pediatr 2009;16(12):1571-8.
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Description de la population : n=38

Bl 39.47% 15 Pédiatres
@ 47.37% 18 Biologistes
3 13.16% 5 Autres

[ 15.79% Moins de 5 ans
1 18.42% 5-9 ans
 23.68% 10-14 ans

Bl 13.16% 15-19 ans

Bl 28.95% Plus de 20 ans

Total=38

Répartition des spécialités des médecins participants Expérience dans la prise en charge de patients hémophiles des
participants
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, . Selon la spécialité Autres -
Début de la prophylaxie
Moment d’instauration de la prophylaxie Biologiste 7
[ 78.95% Avant tout accident hémorragique Pédiatre 7
@ 21.05% Apres le premier accident hémorragique
0

Selon I’'expérience

20

40 60
% de praticiens

> 10 ans

80

< 10 ans -

1
100

Age 139.5
Histoire familiale |36.8
Facteurs faisant débuter une Risque éleve dinhibiteur4____123.7
Accident hémorragique - |57.9
Entrée a I'école4 5.3
Entrée en collectivitée{_____121.1
Déplacement a 4 pattes |55.3

prophylaxie

0 20 40 60 80
% de praticiens

1
100

20

40 60
% de praticiens
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1
100



CONGRES FRANCAIS R ES U LTATS

"HEM OSTASE
LILLE

HEMOPHILIE B :

Type de facteurs IX utilisé le plus souvent en 1¢r¢
intention pour débuter la prophylaxie

Bl 2.78% Plasmatique
E 97.22% Recombinant

Type de facteur IX recombinant utilisé le plus
souvent en 1¢¢ intention

3 5.71% Demi-vie standard
[ 94.29% Demi-vie allongée
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FAH a demi-vie
prolongée
largement

démocratisés

Permettent de Bonne protection

protéger le capital sans exces
veineux d’inhibiteurs
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HEMOPHILIE A ;

Traitement proposé le plus souvent en 1 intention

E 21.62% FVIII
Bl 67.57% Emicizumab
=3 10.81% FVIII + Emicizumab

Selon la spécialité

RESULTATS

Facteurs influencant le choix du traitement

= FVII
Bl Emicizumab
= FVIIl + Emicizumab

Autonomisation pour urgence
Mutation

Atcd familial d'inhibiteur
Histoire hémorragique

Acceés veineux

Choix des parents

I T T T 1
30

0 10 20
Nombre de praticien

40

Selon I'expérience

Aprés le premier
accident hémorragique

Avant tout
accident hémorragique

Autres
> 10 ans
Biologiste
Pédiatre <10ans
1 1 1 1 1 1 I 1
0 20 40 60 80 100 0 20

% de praticiens

40 60 80
% de praticiens

1
100 0 20 40 60 80 100
% de praticiens
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Utilisation du facteur VIl :

Type de facteurs VIII utilisé le plus souvent en 1¢
intention pour débuter la prophylaxie

[ 41.67% Recombinant
Bl 58.33% Plasmatique

RESULTATS

Autres
Biologiste Selon la
spécialité
Pédiatre
1 1 1 1 1 1
0 20 40 60 80 100
% de praticiens
> 10 ans
Selon

<10 ans I'expérience

1
0 20 40 60 80 100
% de praticiens



Coeg s RESULTATS

EMOSTASE
LILLE

Utilisation de ’Emicizumab

Choix du schéma d’entretien le plus utilisé Facteurs influencant la modalité d’administration de
I’Emicizumab

[ 16.22% 7 jours Habitude -] 4
I 64.86% 14 jours _ _
Bl 18.92% 28 jours Economie de produit- 80
Choix famille - 52
Nombre d'injection- 44
Poids 88
1 1 1 1 1

0 20 40 60 80 100
% de praticiens

Emicizumab seul n = 25
Emicizumab+ FAHnh =4
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Prophylaxie non

ey Débuté tot (avant
substitutive

tout accident
hémorragique)

Dose d’entretient
14 jours

(Emicizumab) utilisée
en premiere intention
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Mancuso Haemophilia care in children —
benefits of early prophylaxis

for inhibitor prevention. Haemophilia (2009),
15 (Suppl. 1), 8-14
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Prophylactic treatment of
severe haemophilia A

Santé osseuse ?

DISCUSSIONS : hémophilie A

Positive
No. =15 No. =35
Deformity bone
Negative 5(33.3%) 23 (65.7%)
Positive 10 (66.7%) 12 (34.3%)
25(0OH) vit D3 (ng/mL)
Mean + SD 1547 +2.92 18.5+4.96
Range 9.1to0 19.2 9to0 249
DEXA z-score
Median (IQR) -1.00 (-1.1 to O) -1.20(-1.8 to 0.4)
Range -1.6t0 0.4 -2.6t00.9

Gamal Andrawes N. Effect of low-dose factor VIII prophylaxis therapy on bone mineral density and 25(OH) vitamin D level in children with severe

haemophilia A. Haemophilia. 2020 Mar;26(2):325-332

Test value

4.468

2.200

-2.508

P-value

.035

.033

.012

Sig.
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Microsaignements et

prise en charge plus

tardive des accidents
hémorragiques ?

Protection
réellement
équivalente ?

Vehicle

rEVINI
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Emicizumab

VT with clot removal
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m bleeding
2 no bleeding

Sefiane T. Differences in venous clot
structures between hemophilic mice
treated with emicizumab versus
factor VIl or factor VllIFc.
Haematologica 2024;109(6):1836-
1848
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Facteurs longue durée d’action
Bien acceptés aujourd’hui
Mais toujours un besoin d’injections IV
Bientot dans ’"hémophilie A

Emicizumab
Largement utilisé actuellement dans 67% des cas en premiere intention
Couverture partielle
Encore des zones d'ombres

Et la suite ?
Consensus d’expert pour des recommandations
Répondre a ces questions
Place des facteurs longue durée d’action dans ’lhémophilie A a venir vs Emicizumab
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Tous les participants a 'enquéte

Plus particulierement, Sophie Bayart, Caroline Oudot Challard, Sandrine Meunier et
Alexandre Theron avec qui nous avons réalisés cette enquéte

" ‘Club des Pédiatres o
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