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Comité dEvaluation du Traitement
de la maladie de Gaucher

Le 25 septembre 2015

Cher Confrere,

Comme vous le savez, la maladie de Gaucher bénéficres et
déja d’'un nouveau traitement, le CERDELGAui peut étre prescrit dans
le cadre de «l'article 48» avant sa commerciabisaten 2016. Le plan
maladies rares nous demande de suivre la cohastpalients traités par ce
nouveau médicameraXe A4-4 : améliorer la connaissance sur I'utilisat
des médicaments spécifigues

Le CERDELGA a montré une non infériorité par rappau
CEREZYME et a été évalué avec un nombre importarpatients (>400),
mais, comme c'est souvent le cas, les criteresopotdires d’inclusion
n'ont pas permis d’évaluer son efficacité et/oudérance dans toutes les
situations.

Dans ce contexte, il est donc tres important digyala maladie
de Gaucher avant de débuter le traitement et dtefée un suivi régulier
selon les recommandations du PNDS. Le PNDS est @amscde
réactualisation et sera publié dans les prochaois pnous vous prions de
trouver ci-joint le tableau résumant les recomménda de la nouvelle
version, pour la réalisation d’explorations compdénaires.

Nous prévoyons également de constituer une callettiologique
longitudinale pour le suivi des patients, ce quirnpetra de faire
d’éventuelles analyses complémentaires si ella@sat nécessaires. Nous
vous prions de trouver ci-joint les documents qaus/ permettront de
proposer au patient sa participation & ce suivi.

Nous reviendrons vers vous d’ici quelques semapmg vous
demander de proposer a vos patients de participRegistre National de la
maladie de Gaucher, et recueillir les données qulizé et biologiques
essentielles.

En vous remerciant de votre contribution, bien catefnellement.

Le Président du CETG,
Pr M. BERGER




