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Chers Confreres,

Le Comité d’Evaluation du Traitement de la Maladie de Gaucher (CETG) organise
tous les deux ans une journée nationale qui a lieu cette année le 2 février 2017.
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ACTUALITES SCIENTIFIQUES ET THERAPEUTIQUES
JEUDI 2 FEVRIER 2017

AUDITORIUM
Hopital Européen Georges Pompidou
20 rue Leblanc - 75015 Paris

Farce gue Ja Maladie de Gaucker doif éfre diagnostiguée a Temps pour
éfre prise en charge dans les meillevres condifions, communiguer sur ceffe

pathologie est un des oé/‘ecf/fs av CETG.

En Fanl gue protessiomnel de sanfé, vous joves un réle primordial dans la

prise en charge des palients.

Celfe journée e renconfres mulfidiscjplinaires offre une occasion unigue de
décowvrir ou redécowrir la Maladie de Gaucker, oaborder les aclualifés
scienfifigues, Thérapeuligues, el d'échanger sur des sifvalions clinigues
complexes.

Auwx orafeurs gui animenl” ceffe journée, s'associe un excerl infernational,
le frotesseur Carla #ollak gue nous avons /'homeur o accveillir pour
une contérence exceplionnelle sur la personnalisalion dv Iraifement de Ja

Maladle de Gauvcher

En espérant volre présence gui confribuera a Ja réussife de cel événement.
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Reslanl” a volre disposifion pour Foul renseignement complémeniaire.

P M. BERGER / Dr . BELMATOUE 1 A T BILLETTE ok Villmeor @@

UNE JOURNEE D’INFORMATION DEDIEE AUX PATIENTS AURA LIEU

P VENDREDI 3 FEVRIER 2017
PRE-PROGRAMME

- La Maladie de Gaucher : recommandations, suivi
- Etat des lieux du registre, la collection biologique
- Information sur les différents protocoles de recherche en France

SI'VOUS SOUHAITEZ REJOINDRE VOTRE OU VOS PATIENTS i
A CETTE DEUXIEME JOURNEE, VOUS Y ETES CHALEUREUSEMENT CONVIES.
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PROGRAMME

JOURNEE NATIONALE DE LA MALADIE DE GAUCHER

10"20

12"00
13"00

ACCUEIL

INTRODUCTION, ORGANISATION DE LA PRISE EN CHARGE EN FRANCE
> M. Berger, N. Belmatoug, T. Billette

REGISTRE NATIONAL DE LA MALADIE DE GAUCHER :
ETAT DES LIEUX EN 2017
> J. Stirnemann, D. Hamroun

ACTUALITES PHYSIOPATHOLOGIE, BIOMARQUEURS
> MODERATEUR : C. CAILLAUD

10H20 - 10H40 / Glucosylsphingosine :

intérét dans le diagnostic et le suivi

> M. Pettazzoni

10H40 - 11H00 / MGUS, myélome et LGL1

> M. Berger

PAUSE

ACTUALITES THERAPEUTIQUES > MODERATEUR : N. BELMATOUG
11H20 - 11H40 / Point sur les enzymothérapies substitutives

> C. Serratrice

11H40 - 12H00 / Point sur les inhibiteurs de substrats :
Eliglustat, place dans la stratégie thérapeutique en 2017

>F. Camou

ENJEUX ACTUELS > MODERATEUR : M. BERGER

12H00 - 12H20 / Evolution a long terme

> N. Belmatoug, A. Masseau

12H20 - 12H40 / Les formes neurologiques

> T. Billette, A. Brassier

12H40 - 13H00 / Regard du patient, « Patient Report Outcome »,
les études post-AMM

> M. Giuliani, N. Belmatoug
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MALADIE DE GAUCHER /
O©Q 4 ckeowrir ou redécowrir %
_y /
13"00  PAUSE DEJEUNER /
14400
P CAS CLINIQUES COMPLEXES, CONTROVERSES :
1400 DISCUSSION AVEC LA SALLE > MODERATEUR : A. MASSEAU
15"00 CAS 1
> Présentation : V. Leguy-Seguin
> Discussion : N. Belmatoug et M. Berger
CAS 2
> Présentation : C. Rose
> Discussion : T. Billette et A. Brassier
I LECTURE > MODERATEURS : M. BERGER, N. BELMATOUG
15"00 GAUCHER DISEASE AND INDIVIDUALIZATION OF TREATMENT
1545 > PROF. CARLA HOLLAK, AMSTERDAM, NETHERLANDS
> FLASH RECHERCHE EN FRANCE
1545 - Globules rouges, lipides
17"00 > M. Franco
- Métabolisme du fer A
>T. Lefebvre /[
- Pharmacocinétique dans les enzymothérapies substitutives "/
> M. Berger
- GANT : « Patients atteints de la maladie de Gaucher de type 1
non traités »
> C. Serratrice
- SMS : « SplénoMégalie Study »
> C. Rose '/
- TENALYS : « Transition ENfants-Adultes dans les maladies
LYSosomales »
> N. Belmatoug, C. Marcel
- EIROS : « Etude observationnelle rétro-prospective par IRM de
['évolution des atteintes osseuses et viscérales des patients avec
maladie de Gaucher de type 1 traitées par VPRIV® »
> M. Bengherbia /
_y
1700 CONCLUSIONS /
/




