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L'Association canadienne de l'anémie aplasique et de la
myélodysplasie (ACAAM) est un organisme a but non lucratif
national constitué et enregistré en vertu d'une loi fédérale et guidé
parlesmembresbénévolesdévouésdesonconseild’administration
et une équipe de conseillers médicaux distingués provenant
des quatre coins du Canada. Géré par des bénévoles, notre
organisme appuie les patients aux prises avec I'anémie aplasique
(AA), un syndrome myélodysplasique (SMD) ou I'hémoglobinurie
paroxystique nocturne (HPN) et leurs aidants. Depuis plus de 30
ans, 'ACAAM met I'accent sur I'éducation, la défense des intéréts
et larecherche, en plus de soutenir les patients qui souffrent d'AA,
de SMD ou d'HPN et leurs partenaires de soin partout au Canada.

Ce livret éducatif est une ressource compléete a lintention
des Canadiens aux prises avec I'HPN et leurs proches pour
les accompagner dans leur périple au cours de la maladie, du
diagnostic jusqu’au traitement et plus encore.
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1| A PROPOS DE LA MALADIE

A propos de I'HPN

L'hémoglobinurie paroxystique nocturne (HPN) est une rare
maladie du sang caractérisée par une destruction prématurée
des globules rouges. Les médecins appellent hémolyse cette
fragmentation des globules rouges. Le phénoméne est dd
a l'absence d'un type de protéines a la surface des globules
rouges qui les protégent normalement contre le systeme
immunitaire de I'organisme.

Il existe trois types de cellules sanguines :

* Les globules rouges (GR) sont responsables d’acheminer
I'oxygene des poumons vers toutes les cellules de 'organisme.
C'est 'hnémoglobine (Hb) des GR qui transporte I'oxygene.

* Les globules blancs (GB) défendent 'organisme contre les
microbes.

* Les plaquettes participent a la coagulation du sang et aident
a enrayer les saignements.

Avec I'HPN, les globules rouges sont détruits et libérent
'hémoglobine qu'ils contiennent. Cette libération de
'hémoglobine est responsable de plusieurs symptdémes
associés a I'HPN.

Moelle osseuse et cellules sanguines

L'HPN est une insuffisance médullaire (de la moelle osseuse)
au méme titre que les syndromes myélodysplasiques (SMD)
et 'anémie aplasique (AA). L'insuffisance médullaire survient
lorsque la moelle ne fabrique pas suffisamment de cellules
sanguines (GR, GB ou plaquettes), et ces cellules peuvent
étre défectueuses ou endommagées. L'organisme est ainsi
incapable de produire suffisamment de cellules sanguines
pour maintenir ses fonctions essentielles.

La fabrication des cellules sanguines s'appelle hématopoiése.
Les cellules sanguines sont fabriquées dans la moelle osseuse
quiestuntissu poreuxa l'intérieur de certains os. Dans la moelle
osseuse, il y a des cellules souches hématopoiétiques qui se
multiplient pour générer les trois types de cellules sanguines.
Une fois que les cellules sanguines arrivent a maturité et
deviennent fonctionnelles, elles quittent la moelle osseuse et
passent dans la circulation sanguine. Les personnes en bonne
santé ont suffisamment de cellules souches pour produire
toutes les cellules sanguines requises par I'organisme.

Les personnes atteintes d’'HPN présentent différents niveaux
de dysfonction de leur moelle osseuse qui peut aller de légére
a sévere, ce qui donne lieu a des baisses des taux de GR, de GB
et de plaquettes. Selon le niveau d'insuffisance médullaire, les
symptomes d'HPN peuvent varier d'imperceptibles a graves.

Le terme hémoglobinurie paroxystique nocturne est
composé des éléments suivants :

* paroxystique qui veut dire irrégulier et soudain

°* nocturne qui veut dire /a nuit

* hémoglobinurie qui désigne la présence d’hémoglobine dans
l'urine et qui donne a cette derniére une couleur foncée ou
rouge

Ensemble, les mots hémoglobinurie paroxystique nocturne
évoquent la production sporadique d'urine foncée,
particulierement la nuit ou tot le matin. Toutefois, cette
description peut étre trompeuse puisque bien des gens qui ont
un diagnostic d'HPN n’ont pas d'urine foncée. On croyait aussi
autrefois que I'némolyse et 'hémoglobinurie qui en résulte ne
survenaient que par épisodes sporadiques (paroxystiques)
et qu'elles étaient plus fréquentes la nuit (nocturne). Mais on
sait a présent que méme si 'hémoglobinurie semble survenir
sporadiquement, I'hémolyse survient de fagon continue dans
I'organisme le jour comme la nuit.
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Mutation du gene PIG-A

L'HPN est le résultat d'une anomalie
génétique (ou mutation) du geéne
PIG-A. Les GR sains possédent une
enveloppe protectrice qui empéche les
attaques potentielles par le systéme du
complément, un groupe de protéines
présent dans la circulation sanguine
pour compléter le travail des GB en
luttant contre les infections. Le géne
responsable de fabriquer cette enveloppe
protectrice est connu sous le nom de
PIG-A.

Voici les étapes qui menent a 'HPN" :

°La cellule souche touchée par la
mutation se multiplie ou fabrique
des «clones» d'elle-méme, ce qui
fait augmenter le nombre de cellules
souches de la moelle osseuse qui
portent la mutation PIG-A.

° Ces cellules anormales deviennent
des cellules sanguines (GR, GB et
plaquettes) qui portent la mutation
PIG-A; on les nomme alors cellules
sanguines HPN ou clones HPN.

°Les GR HPN sont dépourvus de
I'enveloppe protectrice qu'ont les GR
normaux, ce qui les rend vulnérables
aux attaques et a la destruction par le
systéme du complément.

Bien des gens en bonne santé possédent
un nombre limité de cellules souches
HPN. Par contre, pour les personnes
atteintes d’'HPN, ces cellules souches
se multiplient rapidement, donnant
lieu a une production abondante de
clones HPN a maturité. L'insuffisance
médullaire chez les personnes atteintes
d'HPN peut étre causée par d'autres
maladies, comme I'AA, un SMD ou un
autre trouble médullaire sous-jacent,
possiblement non détecté'.

Types d’'HPN

Type d'HPN

Approche thérapeutique*

HPN classique - Environ le tiers
des personnes porteuses de clones
HPN manifestent les signes de I'HPN
classique, caractérisée par une hémolyse
symptomatique  évidente et par
impact notable des caillots sanguins
typiquement associés a 'HPNZ.

Ces patients tirent un maximum
d'avantages dun traitement par
inhibiteurs du complément> le plus

rapidement possible apres le diagnostic.

HPN subclinique - Les patients atteints
d’'une HPN subclinique ont un trés faible
nombre de clones HPN et en général,
ne présentent ni signes d’hémolyse ni
caillots sanguins lors des analyses de
laboratoire®. L'HPN subclinique ne cause
pas de symptdmes qui nuiraient a la
santé du patient.

Ces patients n'ont habituellement pas
besoin d'étre traités pour 'HPN a moins
de symptdémes notables* et devraient
faire l'objet d'un suivi pour débusquer
tout changement de leur état.

Insuffisance médullaire et HPN -
Les personnes porteuses de clones
HPN qui vivent avec une insuffisance

Chez ces patients, le traitement devrait
cibler  principalement [linsuffisance
médullaire (AA ou SMD)>.

médullaire, comme I'AA ou un SMD, ont
peu de symptdomes d’'HPN et leur gravité
est proportionnelle au nombre de
clones HPN. La plupart de ces patients
présentent un trés petit nombre de
clones et peu de symptdmes; leur HPN
est subclinique?.

*Le traitement est présenté plus en détail ailleurs dans ce document.

Incidence et prévalence de I'HPN

L'HPN est une maladie trés rare qui affecterait également les hommes et les femmes,
méme si selon certaines études, son incidence serait |[égérement supérieure chez
les femmes. On estime que la prévalence varie de 0,5 a 1,5 cas par million dans la
population générale. La maladie a été observée un peu partout dans le monde chez
des personnes de diverses origines ethniques. Elle serait peut-étre plus fréquente
chez les personnes qui viennent de I'Asie du Sud-Est ou de I'Est ou I'AA est également
plus prévalente. LHPN peut affecter des gens de tous ages, mais l'age typique au
moment du diagnostic est de 30 ans®. On peut aussi I'observer chez les enfants’&.

Le seul facteur de risque reconnu en lien avec 'HPN est un diagnostic d’AA. Environ
50 % des patients aux prises avec une AA acquise présentent des clones HPN? et
plus de 10 patients sur 100 atteints d'AA présenteront éventuellement une HPN qu'il
faudra traiter’'°, A linverse, certaines personnes atteintes d’HPN peuvent également
présenter une AA. Les signes fréquents, comme la baisse des numérations sanguines,
peuvent é&tre communs a 'HPN et & 'AA. A noter également, environ deux patients sur
100 atteints d’'HPN souffriront par la suite de SMD, une autre insuffisance médullaire’.
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2 | SIGNES ET SYMPTOMES

Hémolyse

L'hémolyse chronique est au cceur de tous les symptémes
et signes physiques de I'HPN. Elle aggrave le risque de caillots
sanguins et certaines personnes peuvent ensuite présenter
une insuffisance rénale chronique ou aigué.

Les symptdmes d'une hémolyse légére peuvent inclure :

* Fatigue

* Pulsation rapide

* Douleur a la poitrine

* Maux de téte

¢ Essoufflement a I'effort

En cas d'hémolyse grave, d'autres symptémes peuvent s'ajouter,
notamment :

* Fatigue intense

* Problémes de déglutition (dysphagie)

* Spasmes douloureux et soudains de l'estomac et de
I'cesophage (spasmes cesophagiens)

* Dysfonction érectile et impuissance

* Crampes abdominales

Caillots sanguins:

Jusqu'a 45 % des patients atteints d’'HPN présentent des
caillots sanguins', particulierement dans leur systéme
veineux, on parle alors de thrombose veineuse. Il existe une
interconnexion complexe entre le systeme du complément
et 'hémostase (ou coagulation), qui favorise la formation des
caillots sanguins, et accroft le risque de thrombose. Les caillots
sanguins peuvent se déplacer dans la circulation sanguine vers
différentes régions du corps et entrainer des complications
qui menacent le pronostic vital en réduisant ou en bloquant

I'apport sanguin vers les organes, comme l'estomac, le foie et
le cerveau.

Les symptomes spécifiques de la thrombose veineuse varient
selon la région du corps affectée.

* Les caillots sanguins qui affectent les poumons peuvent
entrainer une douleur a la poitrine, de I'essoufflement, des
étourdissements, la présence de sang dans les expectorations
ou des palpitations.

* Les caillots sanguins qui affectent les jambes peuvent
provoquer une enflure, une sensibilité, une douleur ou une
rougeur a la jambe. Les veines profondes des membres
inférieurs sont les plus touchées par les caillots sanguins'2.

* Lorsque les caillots sanguins affectent le foie, ils peuvent
entrainer des symptémes comme lictére (jaunisse) et des
douleurs abdominales ou déclencher une maladie appelée
syndrome de Budd-Chiari, caractérisée par l'obstruction
partielle ou totale des veines hépatiques par un caillot’,

* Les caillots sanguins qui affectent les intestins et I'estomac
peuvent provoquer une douleur abdominale aigué ou une
sensation de ballonnement ou de satiété.

* Les caillots sanguins qui affectent les veines du cerveau
peuvent entrainer des symptémes comme des maux de téte
ou des troubles cognitifs.

* Plus rarement, des caillots sanguins peuvent se former dans
les artéres, ce qui pose un risque gravissime d'obstruction
sanguine vers les organes vitaux comme le coeur.

L'hémolyse chronique associée a 'HPN est I'un des principaux
facteursresponsables des caillots sanguins. Toutefois, plusieurs
autres raisons peuvent expliquer les caillots sanguins chez les
personnes atteintes d’HPN. Certaines ont été bien étudiées et
comprises, mais d'autres sont encore explorées.
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Anémie

La baisse du nombre de GR circulants entraine un phénomene
appelé anémie. De méme, la baisse de la numération globale
des GB porte le nom de leucopénie, et un taux faible de
plaguettes s'appelle  thrombocytopénie. Chez certains
patients atteints d’HPN et d’'une insuffisance médullaire plus
marquée ou qui souffrent de SMD ou d'AA, les cytopénies
(baisse des numérations sanguines) peuvent étre graves au
point de nécessiter des transfusions régulieres de globules
rouges et plus rarement, de plaquettes. Il n'y a pas de produits
sanguins pour combler un déficit en GB. Les personnes qui
font de 'anémie peuvent éprouver les symptdmes suivants :

* Divers degrés de fatigue

* Difficulté a se concentrer ou a rester alerte

* Perte de poids et/ou d'appétit

e Paleur

* Géne respiratoire

* Pulsation rapide ou palpitations cardiaques

* Etourdissements et/ou syncopes

* Difficultés a gravir des escaliers ou a faire de I'exercice

Les personnes qui présentent une leucopénie sont
plus sujettes aux infections, surtout fongiques et
bactériennes, et présentent des symptdmes tels
que:

e Infections et fievre a répétition et risque accru d'infections
graves

e Infections urinaires qui entrainent de la douleur a la miction
ou des mictions plus fréquentes

* Douleur a la miction ou urine malodorante

e Infections pulmonaires qui entrainent une géne respiratoire
et la toux

* Toux grave

* Essoufflement

* Plaies a la bouche

* Congestion nasale et sinusite

¢ Infections, rougeurs ou enflure cutanées

* Maux de gorge

* Plaques rouges ou blanches dans la bouche

e Diarrhée

* Démangeaisons vaginales ou pertes vaginales inhabituelles

Lespersonnesquiprésententunethrombocytopénie
sont exposées a un risque plus élevé d'ecchymoses
au moindre choc et de saignements soudains des
muqueuses, particulierement des gencives et des
voies nasales. Elles peuvent présenter :

* Menstruations anormalement abondantes

* Saignements de nez

* Petites taches rouges aplaties sous la peau (pétéchies)

* Saignements des gencives apreés le brossage des dents et les
traitements dentaires

* Hémorroides

Il est important de savoir que les personnes atteintes d'HPN
pourraient ne pas manifester tous les symptdmes qui lui
sont associés. Les personnes atteintes devraient parler a leur
spécialiste de I'HPN et leur équipe soignante au sujet de leur
cas particulier, de leurs symptomes et de leur pronostic global
(durée et issue de la maladie).

Autres problémes de santé

Certains symptémes d'HPN peuvent avoir des conséquences
gravissimes. Par exemple, dans certains cas, la formation
de caillots sanguins peut étre fatale ou entrainer de graves
problémes. D'autres complications, comme I'hypertension

pulmonaire, rendent les patients sujets a linsuffisance
cardiaque. Lorsque I'HPN s'attaque aux reins, les patients
peuvent étre plus sujets a l'insuffisance rénale.

Un probléme grave auquel sont confrontées les personnes
atteintes d'HPN concerne les risques associés a la
grossesse, tant pour la mére que pour 'enfant a naitre. Les
femmes enceintes atteintes d’HPN pourraient avoir entre
autres complications: prééclampsie (grave augmentation
de la tension artérielle), caillots sanguins, fausse-couche ou
accouchement prématuré, faible poids du bébé a la naissance
et recours ala césarienne. Toute chirurgie pourrait étre risquée
chez les personnes atteintes d’'HPN car elles sont plus sujettes
aux caillots sanguins. Toutefois, selon des recherches récentes,
méme si'HPN chez la femme enceinte peut entrainer un risque
plus élevé de complications de la grossesse, les traitements
pour I'HPN permettent de bien gérer la maladie durant la
grossesse, tant pour la mére que pour I'enfant’“.
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3 | IMPACT DE L'HPN SUR LA
QUALITE DE VIE

Un diagnostic d'HPN peut étre tres difficile a accepter pour la
personne et ses proches, parce qu'il peut grandement nuire

a la qualité de vie'™'®7. Chez certains patients, on assiste
au déclenchement soudain de symptémes gravissimes qui
progressent rapidement. En revanche, d'autres patients
présentent une maladie chronique et trés peu de complications
graves'®, Toutefois, I'impact global de 'HPN pourrait soulever
des émotions négatives liées a la peur de mouirir, a l'incertitude
faceal'avenir, al'isolement, ala géne; il est difficile de composer
avec le diagnostic et son impact sur la vie quotidienne. Selon
une étude de 2019, les personnes atteintes d’'HPN font état de
fatigue importante et d'une baisse de leur qualité de vie®.
La personne aux prises avec 'HPN peut éprouver une fatigue
qui nuira a ses activités professionnelles et la forcera a réduire
ses heures de travail. La routine quotidienne peut aussi

étre perturbée par la nécessité de recevoir des perfusions
périodiques de médicaments. D'autres études ont également
montré que les personnes atteintes d’'HPN qui dépendent de
transfusions sanguines ont des scores nettement plus bas pour
ce qui est de la qualité de vie comparativement aux personnes
non dépendantes!®2,

Vivre avec 'HPN peut entrainer de l'anxiété, du stress, une
fatigue marquée, qui en retour nuisent au maintien des
rapports avec les proches et les amis. De plus, 'HPN peut
causer des problémes sexuels puisqu'elle peut entrainer
la dysfonction érectile et une sensation de fatigue extréme
chez les hommes et chez les femmes. Dans ce cas, une
communication franche avec les proches aidera ces derniers a
réagir de maniére plus constructive.
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4 | DIAGNOSTIC DE L'HPN

La confirmation du diagnostic d’'HPN repose sur une analyse
sanguine spéciale appelée cytométrie en flux. Par contre,
on procede aussi a d'autres examens pour écarter certaines
complications liées a 'HPN et en évaluer la gravité avant de
confirmer le diagnostic. Ces examens peuvent inclure des
analyses sanguines, une biopsie de moelle osseuse, des
épreuves d'imagerie (radiographie, tomodensitométrie [scan],
échographie) et d'autres analyses de laboratoire, urinaires, par
exemple.

Tests pour le diagnostic et la surveillance
de 'HPN

Pour le diagnostic et le suivi régulier de 'HPN, plusieurs tests
de laboratoire sont couramment effectués. Cela inclut le
dosage de la lactate déshydrogénase (LDH), la formule sanguine
compléte (FSC), le dosage de la bilirubine et de la créatinine, la
numération des réticulocytes et la cytométrie en flux, en plus
d'autres analyses de sang, d'urine et de moelle osseuse. Alliés
aux symptdmes observables, les résultats de ces tests offrent
une compréhension complete de I'HPN et orientent le choix
d'un traitement efficace. La cytométrie en flux est la principale
de ces analyses pour le diagnostic de I'HPN.

Cytomeétrie en flux - Il s'agit d'une analyse sanguine au moyen
d'un appareil électronique au cours de laquelle les cellules
sanguines sont mises en suspension dans un liquide. Cet
examen permet d'évaluer les globules blancs et les globules
rouges afin de déterminer la taille du « clone » HPN. La taille
du clone indique la proportion de globules rouges et blancs
dans l'organisme qui sont touchés par I'HPN et dépourvus de
leur enveloppe protectrice essentielle. Un clone volumineux
indique une présence plus forte de cellules HPN. Toutefois,
méme les gens dont le clone n'est que de 10 % peuvent
éprouver des symptdmes qui affectent significativement leur
vie quotidienne.

Lactate déshydrogénase (LDH) - Cette enzyme présente dans
les globules rouges (GR) est indicatrice du degré d’hémolyse
dans l'organisme. La surveillance des taux de LDH donne une
information utile car les taux sont élevés chez les patients qui
présentent une hémolyse significative. La vérification réguliere

de la LDH joue un réle crucial dans la surveillance et la prise en
charge de la maladie. Il est essentiel d'établir le taux de LDH
de base pour pouvoir suivre la réponse au traitement au fil du
temps.

Formule sanguine compléte (FSC) - La FSC est un test
complet qui mesure les divers composants du sang (GR, GB et
plaquettes) et permet de faire le suivi de la maladie. Son but
est d'identifier les problémes de moelle osseuse susceptibles
de causer une baisse des différentes numérations sanguines et
d'évaluer le degré de destruction des cellules sanguines.

Test de bilirubine - Le dosage de la bilirubine en établit la
concentration globale dans la circulation sanguine. Des taux
élevés de bilirubine non conjuguée ou indirecte sont un signe
de destruction des GR.

Numeération des réticulocytes - Ce test sert a mesurer la
quantité de GR jeunes présents dans la circulation sanguine.
Lorsque les GR a maturité sont détruits par I'HPN, la moelle
osseuse répond en fabriquant et en libérant des réticulocytes
(GR jeunes) dans la circulation sanguine. Les réticulocytes
pourraient étre faussement normaux ou leur taux peut étre
faible chez les patients atteints d’'HPN si leur insuffisance
meédullaire est plus marquée.

Analyses de la moelle osseuse - Une analyse de la moelle
osseuse est aussi utilisée pour le diagnostic de 'HPN. Au départ,
un médecin préléve un échantillon de moelle osseuse a l'aide
d'une aiguille creuse, habituellement a partir du bassin ou du
sternum. De plus, un segment solide de la moelle osseuse est
obtenu dans le cadre d’'une biopsie de la moelle osseuse. Cette
intervention peut causer une douleur temporaire lorsque
l'aiguille froide est insérée, mais l'inconfort est de courte durée
et ne devrait pas persister.

Le médecin analysera la moelle osseuse liquide a l'aide d'un
microscope et acheminera le spécimen de moelle osseuse vers
un laboratoire pour analyse plus poussée.

Les analyses de la moelle osseuse permettent de :

* Confirmer un diagnostic d'HPN
* Mieux comprendre la capacité ou l'incapacité de la moelle
osseuse a fabriquer les cellules sanguines

De plus, elles montrent :

¢ La cellularité de la moelle osseuse (nombre de cellules)

* Les types et les quantités spécifiques de cellules fabriquées
par la moelle osseuse

e Les taux de fer dans la moelle osseuse

* Les anomalies chromosomiques (ADN)
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5| HPN ET COMORBIDITES

AT
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Il est important de noter que, comme avec toute autre maladie, des comorbidités peuvent étre présentes chez les personnes
atteintes d'HPN. Il est important de parler de leur diagnostic et de leur traitement avec le médecin.
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6 | VIVRE AVEC L'HPN

S'orienter avec les soins

Se préparer pour les rendez-vous: Cest facile
d'oublier des questions importantes durant une
consultation en personne ou virtuelle avec le
spécialiste de 'HPN. Avant un rendez-vous, il est
important de noter vos questions et de les clarifier de fagon
satisfaisante avec 'hématologue/oncologue ou son équipe. |l
est aussi utile d'apporter un carnet de notes pour écrire les
réponses ou si possible d'enregistrer la consultation pour
la réécouter plus tard. Certaines personnes aiment étre
accompagnées durant leurs rendez-vous pour s'assurer
d'obtenir des réponses a toutes leurs questions.
garder ensemble vos renseignements médicaux,
y compris les résultats d’analyses et les dossiers
médicaux. On peut envisager d'organiser et de conserver ces
documents dans un cahier, a I'ordinateur ou sur un serveur
informatique au moyen d'un téléphone intelligent ou d'une
tablette pour y accéder facilement au besoin. Demandez

a votre médecin si vous pouvez accéder a vos résultats en
consultant le dossier médical électronique (DME) de I'hépital.

Gérer I'information médicale : Il est important de

4 Plan de traitement : |l est important de collaborer
avec votre médecin pour I'établissement du plan de
traitement. Ce plan doit tenir compte du diagnostic,
des options thérapeutiques offertes et du but ultime du
traitement. Ce plan de traitement est unique a chaque
personne et adapté a des facteurs comme l'age, les résultats
des analyses sanguines et le bien-étre global, en plus d'autres
variables. Il est important de bien revoir le plan de traitement
fourni et de s'assurer d'étre a l'aise avec I'approche. Un plan de
traitement bien congu devrait vous procurer un sentiment de
contrble et d'optimisme face a l'avenir.

Q<Pp Systemes de soutien : Composer avec I'HPN et
°&®£° s'orienter dans le processus thérapeutique peut
6 étre difficile. Les personnes éprouvent souvent

de la fatigue, de linconfort ou de l'anxiété dans une telle
situation. Cest pourquoi il est important de demander de
I'aide. Demandez a vos proches s'ils peuvent vous assister
dans certaines taches comme I'épicerie, ou le transport pour
vos rendez-vous médicaux. Vous pourriez étre agréablement
surpris de constater que les gens sont heureux de donner un
coup de main quand on le leur demande.

Prévoyez une séance avec un thérapeute ou un professionnel
en santé mentale. Si possible, cherchez une personne qui a
de l'expérience avec des problémes de santé comme I'HPN.
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Demandez a votre médecin s'il connait I'existence de réseaux
de soutien pour les personnes atteintes d’'HPN. Vous joindre
a un groupe d'entraide peut offrir des occasions précieuses
d'échanger sur les expériences vécues et de recevoir des
conseils pour mieux composer avec 'HPN ou d’autres maladies
similaires. Interagir avec des gens qui comprennent réellement
votre situation peut avoir un impact significatif sur votre qualité
de vie globale.

Pour plus de renseignements sur les groupes de soutien
relatifs a 'HPN au Canada, n'hésitez pas a communiquer
avec I’Association canadienne de l'anémie aplasique et de la
myélodysplasie (ACAAM), o [ladresse info@aamac.ca, ou au
numéro 1 888 840-0039.

Composer avec le stress : Faire face a une maladie

grave peut étre accablant, stressant ou déprimant.

Les personnes abandonnent souvent les activités
qu'elles appréciaient et se replient sur elles-mémes. Les
médicaments et divers traitements peuvent soulager les
symptémes et améliorer les numeérations sanguines, mais elles
n‘ont pas d'impact sur le bien-étre émotionnel. C'est pourquoi
on recommande fortement d'explorer les thérapies axées sur
le corps et I'esprit pour réduire le stress et améliorer le bien-
étre émotionnel. Ces approches thérapeutiques peuvent aussi
procurer un soulagement de la douleur et améliorer la vitalité.
Voyez si des approches comme la méditation, les exercices
de respiration profonde, I'aromathérapie, le yoga, le tai-
chi, 'acupuncture ou la massothérapie valent la peine d'étre
essayées.

Faire des choses simples que vous appréciez, qui vous font
sourire, peut aussi vous aider. Il peut s'agir de passe-temps,
de promenades dans la nature ou d'autres activités qui offrent
une distraction bienvenue.

IMPORTANT : Avant d'explorer les approches axées sur le corps
et l'esprit, consultez le spécialiste de I'HPN qui supervise votre
traitement afin de discuter des risques potentiels de saignement
et d’infection. Votre établissement de santé pourrait avoir
des professionnels capables de vous aider a établir un plan
personnalisé selon vos besoins particuliers.

Composer avec la fatigue : L'HPN peut perturber

votre niveau d'énergie et la fatigue chronique

est souvent présente. Elle se caractérise par un
épuisement profond et le ralentissement général de votre
organisme, qui se manifestent par de la somnolence, de la
lassitude et une faiblesse physique, cognitive et émotionnelle.
Elle affecte plusieurs aspects de la vie quotidienne, joue sur
'hnumeur, la confiance en soi et la stabilité émotionnelle et
on ne peut en venir a bout simplement avec du repos. Pour
contrer efficacement la fatigue, il est essentiel d'identifier les
activités qui grugent votre énergie et celles qui vous font du
bien, comme de passer du temps avec vos proches ou faire

une promenade énergisante. La conservation de I'énergie est
une question d'équilibre.

1. Priorisez et planifiez vos activités - Evaluez vos taches et
établissez vos priorités. Evitez de surcharger votre horaire,
surtout si cela affecte votre concentration ou votre mémoire.
Utilisez des listes pour le magasinage et tenez un journal ou
notez vos rendez-vous dans un calepin.

2. Respectez votre rythme et votre espace - Planifiez des
pauses régulieres au cours de la journée. Reconnaissez vos
réalisations, demandez de 'aide au besoin et n'hésitez pas a
refuser certaines activités. Organisez votre environnement
pour éviter de trop vous pencher ou vous étirer.

3. Adoptez des techniques de relaxation -Intégrez des
pratiques comme la visualisation, les exercices de respiration
ou la méditation dans votre routine quotidienne. Elles
peuvent vous donner un meilleur sentiment de contréle sur
votre situation.

4. Tenez compte de la fatigue mentale - || faut comprendre
que la fatigue n'a pas dimpact uniquement sur votre bien-
étre physique; elle peut aussi conduire a l'anxiété, au
stress et a I'abattement. Si vous étes a l'aise, exprimez vos
émotions a vos proches pour recevoir leur soutien et vous
sentir compris.

Chirurgie et HPN: La chirurgie est considérée
risquée chez les personnes atteintes d’HPN pour les
raisons suivantes :

* Elle stimule le systéme du complément qui peut entrainer
I'hémolyse

* Elle accentue le risque de caillots sanguins

* Elle peut entrainer des saignements chez les personnes qui
ont une faible numération plaquettaire

* Elle pourrait rendre nécessaire 'administration préopératoire
de transfusions de plaquettes ou de globules rouges, ou
de médicaments qui éclaircissent le sang pour prévenir la
formation de caillots

Si vous devez subir une chirurgie, il estimportant de :

* Vous assurer que le médecin qui traite votre HPN discute avec
le chirurgien

* Vous assurer de recevoir un médicament qui éclaircit le sang
avant la chirurgie si la numération plaquettaire le permet et
gue le médecin le conseille

Nutrition et exercice: |l est crucial de continuer
de bien vous nourrir et de conserver vos saines
habitudes alimentaires en plus de suivre votre plan
de traitement. Idéalement, votre professionnel de la santé
vous aidera a préparer un régime alimentaire optimal. Pour
les personnes aux prises avec I'HPN, on conseille de suivre
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un régime sain et équilibré, riche en fruits et légumes. Pour
vous assurer que votre organisme recoit suffisamment d'acide
folique et de fer, votre médecin pourrait vous recommander
des suppléments en vente libre. L'acide folique et le fer jouent
un role important dans la fabrication des globules rouges.
Par contre, certains patients atteints d'HPN qui ont besoin de
transfusions réguliéres peuvent développer une surcharge
ferrique, c'est pourquoi il faut revérifier vos suppléments a
chaque rendez-vous.

IMPORTANT : Consultez toujours votre professionnel de la
santé pour choisir les suppléments qui conviennent le mieux @
vos besoins et demandez-lui conseil avant de prendre quelque
médicament, vitamine ou supplément a base de plante que ce soit.

L'exercice physique peut aussi améliorer votre bien-étre
global pendant que l'on soigne votre HPN. Vous avez peut-
étre fait face a certaines limitations physiques par le passé.
Le fait de recevoir un traitement pourrait vous permettre de
reprendre des activités simples, comme la marche ou des
taches ménageres légéres, et méme augmenter vos capacités
physiques. Toutefois, certains des symptdmes que vous aviez
avant le traitement pourraient persister. Il faut donc adopter
un nouveau programme d'exercice uniquement lorsque votre
santé est optimale et avec l'autorisation de votre médecin.

Planification financiére Les personnes qui

souffrent de maladies comme I'HPN parlent souvent

de son impact négatif sur leur situation financiére
pendant le traitement. Les dépenses mensuelles peuvent
augmenter en lien avec a une hausse des frais de déplacement
ou des frais de garde, et le revenu baisse si vous devez vous
absenter du travail pour des rendez-vous médicaux. Le revenu
du ménage pourrait diminuer si vous ou votre aidant devez
cesserdetravailler outravailler moins sur une base permanente
ou temporaire en raison du diagnostic. Pour atténuer le stress
et linquiétude, envisagez les mesures suivantes :

e Commencez par évaluer votre revenu et vos actifs
financiers. Les questions a se poser incluent :

Quel type de congé médical payé ou non est
accessible pour vous et/ou votre aidant?

Est-ce que vous ou votre aidant pouvez envisager un
emploi a temps partiel?

Disposez-vous d'une protection du revenu ou d'une
assurance quelconque pour maladie grave, ou
une telle protection fait-elle partie de votre police
d'assurance vie?

Avez-vous des économies ou une marge de crédit, au
besoin?

* Ensuite, dressez la liste des dépenses que vous envisagez
a court terme. Si vous n'en avez pas déja, faites un budget
qui refléte fidelement vos finances pendant le traitement.

*Vous pourriez vouloir vérifier s'il vous est possible de
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contracter une assurance vie a cette étape, si vous n'en aviez
pas avant votre diagnostic.

*Si vous étes dans lincapacité de procéder au
remboursement habituel de vos préts, hypothécaires
ou autres, en raison de graves problémes de santé, il est
recommandé d'en informer rapidement les établissements
concernés. Les banques et autres institutions financiéres
offrent habituellement des accommodements spécifiques
pour les clients qui font face a des difficultés financiéres en
raison de problémes de santé.

Pour des renseignements sur l'aide financiére offerte
aux Canadiens aux prises avec I'HPN, n’hésitez pas a
communiquer avec I’Association canadienne de I'anémie aplasique
et de la myélodysplasie (ACAAM), a I'adresse info@aamac.ca, ou au
numeéro 1 888 840-0039.

Discussion avec I'employeur : Vous avez le choix

d'informer ou non votre employeur que vous étes

atteint d’HPN. Indépendamment de cela, il est
important de connaitre les critéres d'admissibilité a un congé
de maladie a court et long terme et a d'autres couvertures
d'assurance santé privées que vous pourriez détenir par
I'entremise de votre employeur.

Une majorité d'employeurs appuie équitablement leurs
employés qui font face a une maladie a l'intérieur des limites
prévues par la loi, mais certains peuvent y faire obstruction de
maniere injustifiée, voire illégale.

Parmi les problémes potentiels, mentionnons : mise a pied,
chdmage, rétrogradation, rejet des demandes d’avancement,
refus des prestations, réassignation imposée ou traitement
injuste de la part des collégues.

IMPORTANT :Selon votre situation spécifique, il serait a conseiller
de consulter un expert en droit du travail qui connait les régles
concernant les personnes atteintes de maladie graves.

Autodéfense de vos intéréts : A n'importe quel

moment au cours de votre périple avec 'HPN, vous

pourriez faire face a une situation ou vous devrez
défendre vos intéréts ou ceux de votre étre cher. Ces situations
pourraient vous obliger a communiquer avec diverses
instances, y compris votre médecin, 'hdpital ou vous-méme ou
votre étre cher étes traité, ou le gouvernement, pour accéder a
des soins et des traitements.

Une premiere étape pour vaincre les obstacles en cours de
route serait de discuter de votre situation avec un groupe de
soutien et des personnes ayant eu un parcours similaire qui
pourraientvous fournir de judicieux conseils. Pour de l'aide lors
de situations ot vous devez défendre vos intéréts ou ceux d'un
étre cher, vous pourriez aussi communiquer avec I'Association
canadienne de I'anémie aplasique et de la myélodysplasie (ACAAM).
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7 | TRAITEMENTS

Il existe plusieurs options thérapeutiques pour les personnes
aux prises avec I'HPN selon la gravité et I'évolution de la
maladie.

Le traitement de I'HPN repose principalement sur l'inhibition
du complément. Le seul traitement a visée curative pour 'HPN
est la greffe de moelle osseuse. Certains traitements sont des
soins de soutien, tandis que des thérapies ciblées peuvent donner
des résultats substantiels en s'attaquant aux symptémes de la
maladie.

Sans traitement, environ 33 % des patients atteints d’'HPN
n‘auront pas un taux de survie supérieur a cingans?.
Heureusement, il existe des options thérapeutiques pour 'HPN
approuvées par Santé Canada qui ont démontré leur efficacité
a redonner aux malades l'espérance de vie d'une personne
en bonne santé. Actuellement au Canada, au plan clinique, on
recommande de commencer le traitement le plus rapidement
possible aprés le diagnostic, particulierement, les inhibiteurs
du complément.

La présente section résume les divers traitements actuellement
utilisés au Canada pour la prise en charge de I'HPN. Il est par
contre important de savoir que plusieurs traitements sont
encore a I'étude ou en cours d'élaboration et pourraient étre
éventuellement disponibles.

Soins de soutien

Acide folique (folate) et fer: Certains patients atteints
d'HPN recoivent des suppléments d'acide folique pour
augmenter leurs taux de folate. Lorsque la moelle osseuse
essaie de compenser I'anémie hémolytique causée par I'HPN
en accroissant la fabrication des GR dans la moelle osseuse,
la demande de folate augmente. Dans les cas de carence en
fer, souvent due a la destruction des globules rouges et a
I'excrétion subséquente du fer dans l'urine, les suppléments
de fer deviennent nécessaires.

Anticoagulothérapie : Les spécialistes de I'HPN pourraient
utiliser des traitements anticoagulants qui ont pour but de
prévenir la formation des caillots sanguins en « éclaircissant »
le sang. L'anticoagulothérapie est nécessaire chez tous les
patients qui ont déja fait des caillots sanguins en raison de leur
HPN. Ce traitement peut durer de 3 a 6 mois ou indéfiniment
selon les particularités des caillots sanguins. Méme si elles n‘ont
pas de caillots sanguins, certaines personnes commencent
une anticoagulothérapie prophylactique lors de situations
comportant un risque élevé de caillots, par exemple, durant la
grossesse ou une chirurgie, ou en présence d'hémolyse active
et quand les autres traitements pour I'HPN tardent.
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Les patients atteints d’'HPN qui ont une faible numération
plaguettaire et qui ont besoin d'anticoagulothérapie doivent
étre surveillés étroitement puisqu’ils sont exposés a un risque
plus élevé de saignements. Parmi les anticoagulants oraux
offerts au Canada, mentionnons l'apixaban (Eliquis"®), le
dabigatran (Pradaxa“P), 'édoxaban (Lixiana“P), le rivaroxaban
(XareltoMP) et la warfarine (CoumadinM©)?2, || existe aussi des
agents intraveineux (IV) et sous-cutanés (SC) pour « éclaircir »
le sang.

Certains effets indésirables de I'anticoagulothérapie incluent
unrisque accru de saignements, d'ecchymoses et d'interactions
médicamenteuses inattendues.

Transfusions sanguines: Les personnes atteintes d'HPN
qui ont de faibles numérations sanguines peuvent nécessiter
des transfusions de sang. Cela suppose I'administration de
transfusions de globules rouges pour corriger l'anémie et
de plaquettes pour gérer ou pour prévenir les saignements
graves. Durant une transfusion sanguine, les éléments du sang
administré passent dans la circulation par voie intraveineuse
pour aider a rehausser les numérations sanguines déficientes.
Les patients qui sont de potentiels candidats a une greffe de
moelle osseuse doivent tenter de limiter leurs transfusions
sanguines si possible pour prévenir la formation d'anticorps
qui compliquerait la recherche d'un donneur compatible en
vue de la greffe.

Les transfusions sanguines a répétition accroissent le
risque de surcharge ferrique, de réactions allergiques et de
complications qui peuvent affecter le cceur et les poumons ou
entrainer d'autres complications.

Traitement de chélation du fer: Les personnes atteintes
d'HPN qui recoivent de fréquentes transfusions sanguines
peuvent présenter une surcharge ferrique. La surcharge
ferrique fait l'objet d'une surveillance au moyen d'analyses
sanguines périodiques qui mesurent la quantité de fer dans
le sang (test sérique de saturation de la transferrine et taux
de ferritine sérique) effectuées plusieurs fois par année. S'ils
sont recommandés par le médecin, plusieurs traitements de
chélation du fer (par voie orale, sous-cutanée ou intraveineuse)
ontétéapprouvesau Canada pour corrigerlasurcharge ferrique
chez les patients atteints d’'HPN et d'autres insuffisances
médullaires, notamment le déférasirox (Exjade™P, Jadenu™P) et
la déféroxamine (Desferal“P).

Le traitement de chélation du fer peut entrainer un risque
accru d'anomalies de la vision des couleurs et de perte auditive.
Les patients qui regoivent ces traitements doivent subir
périodiqguement des examens de la vue en ophtalmologie et
des tests de I'ouie en audiologie.

Traitements de I'HPN

Greffe de cellules souches:La greffe de cellules souches
reste le seul traitement capable de potentiellement guérir tout
a fait 'HPN. Au cours de cette intervention, les cellules souches
saines d'un donneur remplacent entierement les cellules
souches de la moelle osseuse du patient. En raison des risques
de complications, de morbidité et de mortalité associés a la
greffe, ce traitement est généralement réservé aux patients
qui souffrent aussi d'insuffisance médullaire (AA ou SMD). Chez
les patients atteints d'une HPN classique, les greffes de moelle
osseuse ne sont pas proposées comme traitement puisque
les inhibiteurs du complément suffisent habituellement et
sont bien tolérés. Le type de greffe de moelle osseuse le plus
souvent utilisé pour traiter 'HPN est l'allogreffe de moelle
osseuse.

Au cours de lintervention, la moelle osseuse déficiente est
éliminée par chimiothérapie, immunothérapie, radiothérapie
ou une combinaison de ces traitements. Par la suite, la moelle
osseuse saine d'un donneur est administrée au patient par
voie intraveineuse. La moelle du donneur migre vers le site et
éventuellement commence a fabriquer de nouvelles cellules
sanguines. En général, le donneur le plus compatible pour une
greffe de moelle osseuse est un membre de la fratrie ou autre
parent biologique. Toutefois dans certains cas les personnes
peuvent étre obligées de chercher un donneur compatible
non apparenté. La greffe de moelle osseuse peut guérir
I'insuffisance médullaire et éliminer les cellules souches HPN
défectueuses.

En raison des risques associés a la greffe de moelle osseuse, il
faut des examens approfondis pour déterminer la gravité de la
maladie et établir 'admissibilité des patients. Il est important
d'en comprendre aussi les risques : complications, inefficacité
et méme déces.
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: Au cours des dernieres
années, il y a eu beaucoup d'innovations dans les traitements
médicamenteux pour I'HPN. A I'heure actuelle, les traitements
approuvés tels que I'éculizumab, le ravulizumab et le
pegcétacoplan permettent de  prévenir efficacement
l'activation du systéme immunitaire et la destruction
prématurée des globules rouges. Dans I'ensemble, ces
médicaments ont donné des résultats positifs pour ce qui est
de réduire I'hémolyse et d'améliorer 'anémie et chez certains
patients, ils réduisent considérablement ou éliminentle recours
aux transfusions sanguines. Les autres avantages incluent
l'atténuation significative du risque de caillots sanguins,
laugmentation des niveaux d'énergie et potentiellement,
le retour a une espérance de vie normale. Les patients qui
prennent I'éculizumab, le ravulizumab et le pegcétacoplan ont
également connu des améliorations de leur fonction rénale au
fil du temps.

Traitements médicamenteux

L'éculizumab et le ravulizumab se lient a la protéine C5 du
systéme du complément et la neutralisent, ce qui inhibe
limpact négatif de ce dernier sur les globules rouges. Le
résultat est une diminution de la destruction des GR, le
soulagement des symptdmes et une réduction de limpact
de la maladie. Empaveli¥?, par ailleurs, se lie a la protéine du
systéme immunitaire connu sous le nom de protéine C3. Ces
médicaments sont des inhibiteurs du complément. Ils sont
toujours au cceur du traitement de 'HPN symptomatique.

L'éculizumab est approuvé au Canada pour traiter les patients
atteints d'HPN de 11 ans et plus® et est administré en
perfusion intraveineuse une fois toutes les deux semaines par
un professionnel de la santé. Le ravulizumab est approuvé
pour le traitement de I'HPN a partir de I'dge de 1 mois* et
est administré par un professionnel de la santé en perfusion
intraveineuse une fois toutes les 8 semaines®. Le pegcétacoplan
est approuvé pour le traitement des adultes atteints d'HPN
qui ne tolérent pas ou ne répondent pas adéquatement aux
inhibiteurs de C5 (éculizumab, ravulizumab). Le pegcétacoplan
est autoadministré par voie sous-cutanée (sous la peau)
toutes les deux semaines.

Parmi les effets indésirables courants de I'éculizumab et du
ravulizumab, mentionnons les maux de téte, les infections
respiratoires, les nausées et/ou vomissements, la fievre et
I'hypertension artérielle. Le pegcétacoplan s'accompagne
de quelques effets indésirables, tels que réactions au point

d'injection, douleur abdominale, fatigue, courbatures,
étourdissements et maux de téte.
Avant de commencer ces traitements, il est également

important de parler des risques potentiels si vous étes
enceinte ou prévoyez le devenir. Cela s'applique aussi aux
méres qui allaitent.

Lesinhibiteurs du complémentne sont pasuntraitementcontre
le clone HPN, mais plutdt contre I'impact négatif du complément
sur les globules rouges et la majorité des symptdmes de 'HPN.
Ainsi, la durée du traitement par inhibiteurs du complément
est indéfinie une fois qu'il est commencé.
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Vaccination et inhibiteurs du complément : L'éculizumab, le
ravulizumab et le pegcétacoplan peuvent affecter la capacité
de l'organisme a lutter contre certaines infections. Avant
de recevoir ces traitements, les patients doivent se faire
vacciner contre les infections a méningocoque qui peuvent
toucher le sang. Empaveli® peut aussi accroitre le risque
d'autres types d'infections bactériennes, par exemple, a
Neisseria meningitidis, a Hemophilus influenzee de type B et a
Streptococcus pneumonice. Si vous avez déja recu ces vaccins,
il faut demander conseil a votre médecin pour savoir si vous
devez en recevoir d'autres'®#2/, Certains spécialistes de 'HPN
peuvent aussi recommander une antibiothérapie préventive
pendant la durée du traitement par inhibiteur du complément.

Vous devez maintenir votre carnet de vaccination a jour
puisque les infections peuvent exacerber votre HPN. Les
vaccins antigrippaux saisonniers sont congus pour offrir une
protection contre les virus de la grippe spécifiques qui selon la
recherche circuleront au cours de la saison froide. Les patients
atteints d'HPN devraient étre encouragés a se faire vacciner
contre la COVID19, méme s'ils ont déja présenté la maladie®.
Il faut se rappeler de vérifier si les membres de votre famille
et vos proches ne devraient pas aussi se faire vacciner contre
la grippe ou la COVID19. Cette mesure de précaution peut
réduire le risque de contracter ces virus.

Hémolyse extravasculaire (HEV) - Malgré l'efficacité de ces
médicaments a améliorer le bien-étre et la survie des patients
atteints d’HPN, un faible pourcentage de ceux qui recoivent
des anti-C5 peuvent néanmoins souffrir d'anémie persistante.
Plusieurs facteurs contribuent au phénomeéne, par exemple
I'insuffisance médullaire ou les carences vitaminiques (folate)
ou hormonales (érythropoiétine). Dans certains cas, I'anémie
persistante peut étre due a une hémolyse extravasculaire
(HEV) chez les personnes qui prennent un anti-C5 (éculizumab
ou ravulizumab)®. L'HEV survient lorsque la fraction C3 du
complément marque les globules rouges comme étant a
détruire dans le foie ou la rate®®. L'HEV peut entrainer des
symptémes associés a 'anémie comme la fatigue. En présence
d’'HEV, le spécialiste de 'HPN peut recommander une autre
approche thérapeutique, par exemple EmpaveliM® qui combat
I'hémolyse intravasculaire et extravasculaire.

Note : Avant de commencer un nouveau traitement, on conseille
aux patients de consulter la monographie du produit et de discuter
de ses avantages et de ses inconvénients avec leurs médecins. La
monographie de produit énumérera aussi les effets indésirables
possibles, les facteurs de risques et autres renseignements dont
on doit tenir compte lorsqu’on commence un nouveau traitement.

Etudes cliniques

Les études cliniques portent sur des sujets humains et
permettent d'évaluer linnocuité et I'impact d'un traitement
spécifique. Les résultats des études cliniques pourraient
servir a l'approbation des traitements pour les Canadiens ou
pour faire une comparaison avec les approches existantes au
traitement d'une maladie. Visitez le site Web du gouvernement
du Canada pour en savoir plus au sujet des études cliniques.

Consultez la page sur les études clinigues du site Web de
I'ACAAM pour des mises a jour sur les plus récentes études
sur 'HPN et parlez avec votre spécialiste de 'HPN des études
cliniques auxquelles vous pourriez étre admissible. C'est une
période intéressante pour les patients atteints d’HPN et les
médecins qui les soignent car plusieurs nouveaux traitements
sonten cours d'élaboration et visent le systeme du complément
sous différents angles.
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8 | PRISE EN CHARGE
DE LA MALADIE

Pour gagner un certain contrdle sur la prise en charge de votre HPN en notant vos symptomes et les progres associés
aux traitements, essayez d'utiliser les ressources suivantes fournies par I'Association de 'anémie aplasique et de la
myélodysplasie (ACAAM) et 'Aplastic Anemia and MDS International Foundation (AAMDSIF) :

1. Carnet de route

2. Carnet de rendez-vous

3. Carnet de transfusions sanguines
4. Carnet de symptémes
5
6
7

. Dossier des transfusions plaquettaires
. Mon équipe soignante
. Carte pour les services d'urgence

Vivre avec une maladie comme I'HPN pose plusieurs défis; vous aurez de bonnes et de moins bonnes journées. Durant votre
périple avec I'AA, vous découvrirez qu'un bon niveau de connaissances allié a I'appui adéquat des experts de votre équipe
soignante, de votre famille et de vos amis fera toute la différence dans votre bien-étre et votre qualité de vie.
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9 | ACCES AUX TRAITEMENTS

AU CANADA

Processus d’approbation et de financement public des traitements au Canada

RECHERCHE

ETUDES
CLINIQUES

(sur des humains)

ETUDES
PRECLINIQUES

=Jo,
o>
=Jo’

ACMTS

(national, excluant le Québec)

EVALUATION DES TECHNOLOGIES DE LA SANTE

(6 a 12 mois)

QE (Québec seulement)

EXAMEN PAR LA REGLEMENTATION
(12 mois)

DISPONIBILITE
DES
MEDICAMENTS

INESSS

REMBOURSEMENT (6 a 36 mois)

AC : avis de conformité; ACMTS : Agence canadienne des médicaments et des technologies de la santé; APP : Alliance pancanadienne

. FINANCEMENT
PUBLIC

SOINS AUX
PATIENTS

Source: EVERSANA

pharmaceutique; INESSS : Institut national d’excellence en santé et en services sociaux; PAS : programme d'acces spécial

Examen par les instances de réglementation

Pour gqu'un médicament soit offert aux Canadiens, Santé
Canada (un ministéere du gouvernement du Canada) doit
d'abord l'approuver aux plans de l'innocuité, de I'efficacité et
de la qualité. Dans le cadre de ce processus d'examen, Santé
Canada analyse diverses données scientifiques, y compris
celles des études cliniques, pour évaluer les avantages et
risques potentiels du médicament. Une fois approuvé, le
médicament recevra un numéro DIN (numéro d’'identification
du médicament) et un avis de conformité (AC). L'AC permet
ensuite a I'entreprise pharmaceutique de commercialiser et de

vendre ce médicament au Canada et aux professionnels de la
santé qualifiés de le prescrire.

Pour plus de renseignements, consultez la page Comment les mé-
dicaments sont examinés au Canada.

Programme d’accés spécial

Dans les cas de maladie grave ou menacant le pronostic vital,
si les traitements classiques se sont révélés inefficaces, s'ils
ne conviennent pas, ne sont pas disponibles ou offrent des
choix limités, un médecin peut adresser au nom du patient
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une demande d'accés a un médicament qui n'a pas encore
été approuvé par Santé Canada. Ces demandes sont
adressées au Programme d'acces spécial (PAS) du Programme
des produits thérapeutiques de Santé Canada. Si la demande
est approuvée, le PAS autorise la remise du médicament au
médecin qui 'administre au patient. Méme si une demande au
PAS est agréée et permet I'entrée au pays d'un médicament
non approuvé, cela ne dit pas qui en assumera le co(t.

Pour plus de renseignements, consultez la page Programme d‘ac-
cés spécial de Santé Canada : Demander un médicament.

Evaluation des technologies de la santé (ETS)

L'évaluation des technologies de la santé (ETS) est le processus
par lequel une technologie de la santé ou un traitement est
évalué pour en déterminer la valeur et la fagon dont il devrait
étre utilisé par le systeme de santé. Au Canada, nous avons
deux instances : 'Agence canadienne des médicaments et des
technologies de la santé (ACMTS,) et I'Institut national d'excellence
en santé et en services sociaux (INESSS).

ACMTS

L'ACMTS est I'agence nationale (excluant le Québec) qui formule
des recommandations aux régimes d’assurance médicaments
publics du Canada lorsque vient le temps de financer ou non
un médicament particulier a méme les fonds publics. Pour ce
faire, elle procéde a un examen en vue du remboursement,
qui est une évaluation compléte de I'efficacité clinique et de
la rentabilité d'un traitement en tenant compte du point de
vue des patients et des médecins. Méme si ces examens sont
non contraignants pour les régimes d'assurance publics, ils
contribuent a guider les décisions finales de remboursement
aux échelons fédéral, provincial et territorial.

Pour plus de renseignements, consultez le site Web de I'ACTMS.

INESSS

L'INESSS est I'agence provinciale québécoise qui formule des
recommandations au ministre de la Santé et des Services
sociaux en ce qui a trait au remboursement ou non d'un
médicament particulier a méme les fonds publics. Les examens
menés par I'INESSS portent sur la valeur thérapeutique du
médicament, sur sa rentabilité (comparativement a d'autres
options médicamenteuses), sur les besoins qu'il peut combler
et son impact sur le budget de la santé. Méme si elles sont
également non contraignantes, les recommandations de
I'INESSS jouent un role crucial dans l'orientation des décisions
finales du gouvernement du Québec relativement au
remboursement des médicaments.

Pour plus de renseignements, consultez le site Web de I'NESSS.

Remboursement des médicaments :

L'étape finale pour accéder aux traitements au Canada par le
biais des régimes publics comporte deux volets : I'Association
pharmaceutique pancanadienne (APP) et les Ententes
d'inscription de produits.

L'APP est responsable des négociations mixtes fédérales,
provinciales et territoriales au cours desquelles les juridictions
membres discutent avec les fabricants de médicaments du
bien-fondé du remboursement d'un médicament en particulier
a méme les fonds publics, a quel co(t et selon quels critéres.
Si la négociation aboutit, une Lettre d'intention est émise. Une
compagnie pharmaceutique adresse alors la lettre d'intention
a chacun des régimes publics d'assurance médicaments au
Canada et l'utilise comme base pour la finalisation d'une
Entente d'inscription du produit - une entente juridiquement
contraignante qui permettra I'accés a ce traitement dans cette
juridiction par le biais de son régime d'assurance public.

Pour plus de renseignements, consultez le site Web de I'’APP.

CONTRIBUTION DES PATIENTS ET DES MEDECINS : Un élément vital des processus d'examen de 'ACMTS et de I'INESSS est le
point de vue des patients, des aidants et des médecins. LACMTS et I'INESSS font appel aux organisations de patients et de mé-
decins (pour I'INESSS, des individus peuvent aussi soumettre des commentaires) au moment de procéder aux examens en vue
d’'un remboursement. Les groupes de patients et de médecins sont encouragés a partager leurs expériences et points de vue sur
la maladie, les traitements existants, y compris I'agent qui fait 'objet d'un examen, de méme que leurs réflexions sur les besoins
que le médicament examiné pourrait combler. Ensemble, les contributions des patients, des aidants et des médecins servent de

complément a 'examen des deux agences.

L'Association canadienne de I'anémie aplasique et de la myélodysplasie (ACAAM) participe aux examens des technologies de la
santé qui ciblent 'anémie aplasique, les syndromes myélodysplasiques et 'hémoglobinurie paroxystique nocturne.

Pour plus de renseignements, consultez la page de 'ACMTS sur la Rétroaction des groupes de patients.

Pour plus de renseignements, consultez la page de 'ACMTS sur la Rétroaction des groupes de médecins.

Pour plus de renseignements, consultez la page de I'INESSS sur la Rétroaction du public.
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Mécanismes formels et informels de défense des intéréts pour favoriser I'accés aux
traitements

Partout au pays, de nombreux regroupements de patients comme 'ACAAM défendent les intéréts des communautés qu'ils
desservent, comme I'accés aux traitements. Plusieurs offrent la possibilité aux gens de partager leurs expériences et leurs opinions
a mesure que les traitements franchissent les étapes de I'approbation et du remboursement au Canada. Ce type d’engagement
peut se faire sous la forme de démarches formelles ou informelles.

Dans le cadre du processus structuré d’approbation des médicaments susceptibles d’étre remboursés par les régimes publics, les
seules possibilités formelles de contribution des patients, des aidants et des médecins sont aupres de 'ACMTS et de I'INESSS. En
plus de cette approche formelle a la défense des intéréts, des personnes et des groupes ou organisations qui les représentent
peuvent se faire entendre de diverses facons lorsqu'il est question de l'accés aux traitements. Parmi ces approches informelles,
mentionnons les rencontres avec des élus et des administrateurs, les campagnes d'envoi de lettres, les pétitions et les campagnes
aupres des médias sociaux.

Pour plus de renseignements sur la promotion de l'accés aux traitements, n'hésitez pas a communiquer avec I’Association
canadienne de I'anémie aplasique et de la myélodysplasie (ACAAM), & l'adresse info@aamac.ca, ou au numéro 1 888 840-0039.
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11 | ANNEXES

Recevoir un diagnostic de maladie complexe comme I'HPN peut donner tout un choc et la courbe d’apprentissage est
abrupte. Pour vous préparer a vos rendez-vous médicaux, voici quelques exemples de questions a poser a votre médecin

si elles n'ont pas encore été abordées.

Notez : Ces listes s'inspirent de documents de I'’Association québécoise de I'hémoglobinurie paroxystique nocturne, de I'ACAAM et de

'AAMDSIF.

AN

— | vyJ

o% Points a clarifier avec votre médecin si vous venez de recevoir un diagnostic d'HPN :

1 Pouvez-vous m'expliquer ce qu’est 'HPN?
2 A quel point étes-vous certain de mon diagnostic d’HPN?

3 Dois-je subir d'autres tests avant que nous choisissions le
traitement?

4 Pouvez-vous m'expliquer les types de tests utilisés pour le
diagnostic de 'HPN?

5 A quel point mon diagnostic est-il grave?

6 Dois-je consulter d'autres types de professionnels de la
santé?

7 Quel est mon risque a I'égard des caillots sanguins?

8 Certains facteurs pourraient-ils affecter mon pronostic ou
mes choix de traitement?

9 Quelle proportion de mes cellules est saine par
comparaison aux cellules affectées par 'HPN? Pouvez-vous
me dire quelle est |a taille de mon « clone HPN »? Et quelle
en est la portée?

10 Que devrais-je surveiller parmi les résultats de mes
analyses sanguines?

11 Est-ce que d'autres maladies sont associées a 'HPN?
12 Est-ce contagieux? Dois-je m'inquiéter pour mes proches?
13 Quel est I'impact de I'HPN sur ma survie globale?

14 Si je me sens mal, comment savoir si je dois vous appeler
ou composer le 9117

15 Pouvez-vous me mettre en contact avec d'autres
personnes atteintes d'HPH?

16 Dois-je prendre des suppléments, comme du fer et de
l'acide folique? Si oui, en quelle quantité? Et quels en sont
les risques/effets secondaires?

17 Est-il sécuritaire de devenir enceinte/d’avoir un bébé si
je suis atteinte d’'HPN? Que dois-je savoir a propos des
risques pour m'assurer que ma grossesse se déroule bien?

18 Quel pourrait étre I'impact de I'HPN et des traitements que
je prends sur ma grossesse?
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Points a clarifier avec votre médecin au moment d'établir un plan de traitement :

1 Peut-on guérir 'HPN?
2 Quelle est votre expérience avec le traitement de 'HPN?

3 Devrais-je obtenir un second avis médical avant de
commencer le traitement?

4 Combien de personnes atteintes d’'HPN avez-vous traitées?

5 Pouvez-vous me suggérer un médecin ou un centre
spécialisé?

6 Quels choix de traitements me sont offerts? Quel traitement
recommandez-vous et pourquoi?

7 Devons-nous traiter 'HPN immédiatement?

8 Sur quoi repose le choix d'un traitement plutdt qu'un autre?

9 Aprés combien de temps peut-on observer les bienfaits du
traitement?

10 Que dois-je faire pour me préparer au traitement?

11 Quelle est la durée du traitement? A quoi cela ressemblera-
t-il? Ou sera-t-il administré?

12 De quelle facon et a quelle fréquence le traitement est-il
administré?

13 Quels sont les risques ou effets indésirables des
traitements que vous recommandez? Quelle en sera la
durée probable?

14 Comment prévoit-on traiter les effets indésirables?

15 Avec qui dois-je communiquer si des effets indésirables et
des complications se présentent?

16 Le traitement affectera-t-il mes activités quotidiennes?

17 A quel type de survie puis-je m'attendre?

18 Qu'arrive-t-il si le traitement recommandé est inefficace
pour moi?

19 Les symptomes risquent-ils de revenir aprés une période
de traitement prolongée?

20 Devrais-je prendre un anticoagulant pour prévenir les
caillots sanguins?

21Y a-t-il une fagon de vérifier si mon assurance inclut le
traitement prescrit?

22 L'absence d'un régime d'assurance santé privé m'empéche-
t-elle d'accéder au traitement recommandé?

23Y a-t-il des études cliniques en cours au Canada dont
je devrais connaitre I'existence avant de prendre un
traitement standard?

24 A quelle distance le centre se trouve-t-il? Je suis capable (ou
incapable) de me déplacer pour une étude clinique.

25 Est-ce que je serai traité différemment si je m'inscris a une
étude clinique?

26 Quels sont les principaux hopitaux/centres de recherche
pour les études sur 'HPN?

27Y a-t-il des avantages ou des risques a participer a une
étude clinique?

28 Continuerez-vous a superviser mes soins si je m'inscris a
une étude clinique?

Noter: Les groupes de soutien et les experts de I'HPN
recommandent un second avis médical lorsqu’il est question de
maladies du sang rares comme I'HPN, car les hématologues n'en
sont pas tous des spécialistes. Cela peut étre utile pour avoir acces
0 une gamme plus vaste d'études cliniques.

Points a clarifier avec votre médecin durant et aprés le traitement :

1 Comment saurons-nous si le traitement agit?

2 De quel type de suivi aurai-je besoin durant et aprés le
traitement?

3 Combien de temps faut-il en général pour que le traitement
commence a agir?

4 Que puis-je faire pour atténuer les effets indésirables?

5 Quels sont les symptdmes ou les effets indésirables que je
dois vous signaler sans délai?

6 Ai-je besoin de modifier mon alimentation durant le
traitement?
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7Y a-t-il des limites a ce que je peux faire?

8 Dois-je faire de I'exercice? De quel type et a quelle
fréquence?

9 Quelles seraient mes options si le traitement ne fonctionne
pas?

10 Que puis-je faire pour avoir de meilleures chances que le
traitement agisse?

11 Connaissez-vous un professionnel en santé mentale que
moi-méme (ou mes proches) pourrions consulter pour
nous adapter a ce diagnostic?

12 Ou puis-je trouver plus de renseignements et de soutien?

20




Q Conseils précieux
RER

1 Munissez-vous d'un papier et d'un crayon et écrivez vos
questions.

2 En général, le médecin rédige une note sommaire a
chaque consultation. Il n'est pas nécessaire d'enregistrer la
consultation si le médecin se trouve dans I'impossibilité de
le faire, mais avec sa permission, vous pourriez I'enregistrer
au moyen d'un appareil électronique si vous craignez de ne
pas retenir toute l'information.

3 Nous vous recommandons de vous faire accompagner
par un membre de votre famille ou un ami a chacune des
consultations car il est parfois difficile de se rappeler de tout
ce qui s'est dit.

4 Trouvez un pair aidant qui a requ un diagnostic d'HPN
et comprend ce que vous traversez - demandez a votre
médecin ou cherchez en ligne des groupes : vous n'étes pas
seul.
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