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Objectifs du protocole national de diagnostic et de soins 
L’objectif de ce protocole national de diagnostic et de soins (PNDS) est de : 

• Fournir aux professionnels concernés les éléments actualisés de prise en charge 
optimale par thérapie cellulaire et expliciter le parcours de soins d’un patient atteint de 
maladie auto-immune (MAI) et traité par greffe de CSH.  

• De définir les bonnes pratiques de prise en charge de ces patients une fois validée 
l’indication de greffe de CSH. 

• Informer le patient de la nature des traitements envisageables ainsi que des risques de 
iatrogénie. Les différentes options thérapeutiques doivent être exposées au patient, 
avec leurs avantages et inconvénients pour une décision éclairée. 

• Conduire un traitement adapté au patient et à sa maladie, le but étant d’optimiser et 
d’harmoniser la prise en charge et le suivi de la maladie rare sur l’ensemble du territoire.  

• Identifier les spécialités pharmaceutiques utilisées dans une indication non prévue dans 
l’Autorisation de mise sur le marché (AMM) ainsi que les spécialités, produits ou 
prestations nécessaires à la prise en charge des patients, mais non habituellement pris 
en charge ou remboursés. 

 
Ce PNDS peut servir de référence au médecin traitant (médecin désigné par le patient auprès 
de la Caisse d’assurance maladie) ou au médecin spécialiste. 
Il a été élaboré selon la « Méthode d’élaboration d’un protocole national de diagnostic et de 
soins pour les maladies rares » publiée par la Haute Autorité de Santé en 2012 (guide 
méthodologique disponible sur le site de la HAS : www.has-sante.fr). 
 
Le présent PNDS de Thérapies Cellulaires s’attache donc plus à: 

• Définir les professionnels impliqués et les modalités de coordination dans le cadre du 
parcours de soins du patient atteint de MAI pouvant relever d’une indication par greffe 
de CSH; 

• Préciser les éléments diagnostiques et pronostiques permettant de porter l’indication 
de greffe de CSH chez les patients atteints de maladies auto-immune et auto 
inflammatoire (MAI) systémique, neurologique, gastroentérologique lors du diagnostic 
ou au cours de l’évolution de la MAI ; 

• Expliciter les investigations nécessaires à l’évaluation de la sévérité de la maladie et au 
bilan d’extension, ainsi qu’à la recherche de contre-indications à la greffe de CSH ; 

• Définir la démarche de présentation des dossiers en réunion de concertation 
pluridisciplinaire (RCP) nationale du réseau Maladies Auto-Immunes et Thérapies 
Cellulaires (MATHEC) pour valider l’indication finale de greffe de CSH après une 
première évaluation par les spécialistes de la MAI en centre expert de la MAI; 

• Expliciter la prise en charge optimale et le parcours de soins lors d’une greffe de CSH, 
le plus souvent autologue et exceptionnellement allogénique : modalités pratiques des 
procédures du traitement (mobilisation des CSH de la moelle osseuse et recueil dans le 
sang périphérique lors de la procédure de cytaphérèse, conditionnement par 
chimiothérapie avant la greffe de CSH) 

• Présenter le suivi standardisé après la greffe, ainsi que l'adaptation des traitements 
spécifiques de la MAI traitée (MAI systémique, MAI neurologique, MAI 
gastroentérologique) avant la procédure de thérapie cellulaire et tout au long du suivi 
ultérieur du patient ; 

• Accompagner le patient et son entourage dans la connaissance et les compétences 
nécessaires pour participer à la prise en charge et gérer au mieux le parcours de greffe, 
la surveillance après la greffe des complications éventuelles, notamment infectieuses à 
prévenir, et de la MAI initiale en lien avec les spécialistes référents ; 

http://www.has-sante.fr/
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• Préserver la qualité de vie : la proposition de soins de support, en particulier du fait des 
handicaps liés à la MAI initiale et fixés avant la proposition de greffe de CSH, ne doit 
pas être oubliée. 

Le PNDS ne peut cependant pas envisager tous les cas spécifiques, toutes les comorbidités ou 
complications, toutes les particularités thérapeutiques, tous les protocoles de soins hospitaliers, 
etc. Il ne peut pas revendiquer l’exhaustivité des conduites possibles de prise en charge ni se 
substituer à la responsabilité individuelle du médecin vis-à-vis de son patient. Le protocole 
décrit la prise en charge de référence d’un patient atteint d’une maladie auto-immune traitée 
par thérapie cellulaire. Il sera mis à jour en fonction des données nouvelles validées. 
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Méthode de travail 
Le présent PNDS a été élaboré selon la « Méthode d’élaboration d’un protocole national de 
diagnostic et de soins pour les maladies rares » publiée par la Haute Autorité de Santé en 2012 
(guide méthodologique disponible sur le site de la HAS : www.has-sante.fr). 
 
Une réunion de mise en place en visioconférence avec les coordinateurs a permis de déterminer 
le plan du PNDS, la liste des rédacteurs pour chacune des parties/spécificités du PNDS ainsi 
que la liste des relecteurs. 
Durant la phase de rédaction, chaque rédacteur a réalisé une analyse de la littérature en langue 
anglaise et française avant de rédiger la partie du PNDS correspondante. 
A l’issue de la rédaction, toutes les parties du PNDS ont été assemblées puis homogénéisées 
par les coordinatrices. 
Durant la phase de relecture, chacun des rédacteurs et relecteurs a commenté la première 
version du PNDS. 
A l’issue de la relecture, les coordinateurs ont pris en compte tous les commentaires pour 
produire la deuxième version du PNDS. 
Plusieurs réunions de finalisation se sont enfin tenues (en visioconférence), où tous les 
rédacteurs et relecteurs étaient conviés, afin de refaire une revue complète et collégiale du 
texte pour en produire une version finalisée à publier. 

 

 

http://www.has-sante.fr/
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Tableau 1. Recommandations de bonne pratique 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Stratégie de 
recherche 
bibliographique 
renseignée 

(Oui / Non) 

Recueil de l’avis 
des professionnels 
(Oui / Non ; 
Lesquels) 

Recueil de l’avis 
des patients 
(Oui / Non) 

Populations et 
techniques (ou 
produits étudiés) 

Résultats (avec grade 
des 
recommandations si 
disponible) 

Tyndall, 1997, (2), 
International 

Consensus sur la 
greffe de moelle 
osseuse et de CSH 
au cours des MAI 

Oui Groupe d’experts Non Oui Clinicians should be 
encouraged to adhere 
at least to the core 
mental autoimmune 
components of these 
protocols concerning 
mobilisation, bone 
marrow 
transplantation and 
graft product 
manipulation. 

Snowden, 2012, 
(3), International 

Guidelines 
européens sur la 
GCSH dans les MAI 
sévères 

Oui Groupe d’experts Non Oui Recommandations 
détaillées pour 
chaque MAI sévère 

Farge, 2014, (4), 
France 

Autogreffe des 
cellules souches 
hématopoïétiques 
dans les maladies 
auto-immunes : 
recommandations 
de la SFGM-TC 

Oui Groupe d’experts Non Oui Recommandations 
concernant les 
indications de 
l’autogreffe, sa 
réalisation et le suivi 
des patients en post-
greffe 
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Kowal-Bielecka, 
2017, (5), 
International 

Recommandations 
EULAR pour la 
sclérodermie 
systémique 

Oui Groupe d’experts Non Oui These updated data-
derived and 
consensus-derived 
recommendations 
will help 
rheumatologists to 
manage patients with 
SSc in an evidence-
based way. These 
recommendations 
also give directions 
for future clinical 
research in SSc. 

Farge, 2017, (6), 
International 

Recommandations 
européennes pour 
l’évaluation cardio-
pulmonaire des 
patients 
scléroemriques 
avant une GCSH 
 

Oui Groupe d’experts Non Oui The current 
recommendations are 
based on pre-
transplant 
cardiopulmonary 
evaluations 
combining pulmonary 
function tests, 
echocardiography, 
cardiac magnetic 
resonance imaging 
and invasive 
hemodynamic 
testing, initiated at 
Northwestern 
University (Chicago) 
and subsequently 
discussed and 
endorsed within the 
EBMT ADWP in 
2016. 
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Sullivan, 2018, (7), 
USA 

Position de l’AS-
BMT sur la GCSH 
au cours de la SSc 

Oui Groupe d’experts Non Oui Close collaboration 
between 
rheumatologists and 
transplant clinicians is 
critical for optimizing 
patient selection and 
patient outcomes. 
Transplant centers in 
the United States are 
strongly encouraged 
to report patient and 
outcomes data to the 
Center for 
International Blood 
and Marrow 
Transplant Research 
on their patients 
receiving AHCT for 
this indication. 

Puyade, 2020, 
(16), France 

Recommandations 
françaises pour la 
GCSH au cours du 
Crohn réfractaire 

Oui Groupe d’experts Non Oui Critères d’éligibilité 
des patients atteints 
de MC en vue d’une 
autogreffe de CH, 
modalités pratiques 
des procédures de 
mobilisation, du 
conditionnement et 
du suivi standardisé 
après autogreffe de 
CH, ainsi que 
adaptation des 
traitements à visée 
gastroentérologique 
pendant la procédure 
d’autogreffe de CH et 
après, au cours du 
suivi. 
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Puyade, 2020, 
(18), France 

Recommandations 
de la SFGM-TC sur 
les indications de la 
GCSH dans les 
PIDC 
 

Oui Groupe d’experts Non Oui Critères d’éligibilité 
des patients atteints 
de PIDC en vue d’une 
GCSH, modalités 
pratiques des 
procédures de 
mobilisation, du 
conditionnement et 
du suivi standardisé 
après autogreffe de 
CH, ainsi 
qu’adaptation du 
traitement 
neurologique tout au 
long de la procédure 
d’autogreffe de CH et 
au cours du suivi. 

Zéphir, 2019, (20), 
France 

Recommandations 
de la SFGM-TC et 
de la SF-SEP sur les 
indications de la 
GCSH dans la SEP 
 

Oui Groupe d’experts Non Oui Indications et suivi 
des autogreffes de 
cellules souches 
hématopoïétiques 
dans la sclérose en 
plaques 
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Miller, 2021, (21), 
USA 

Recommandations 
de la société 
nationale de la SEP 
sur la GCSH dans la 
SEP 
 

Oui Groupe d’experts Non Oui The National Multiple 
Sclerosis Society 
believes that AHSCT 
may be a useful 
treatment option for 
people with relapsing 
multiple sclerosis 
who demonstrate 
substantial 
breakthrough disease 
activity (ie, new 
inflammatory central 
nervous system 
lesions and/or clinical 
relapses) despite 
treatment with high-
efficacy disease-
modifying therapy or 
have 
contraindications to 
high-efficacy disease-
modifying therapies. 
The best candidates 
are likely people 
younger than 50 
years with shorter 
durations of disease 
(<10 years). 
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Roberts, 2020, 
(22), International 

Recommandations 
de l’EBMT pour la 
GCSH au cours de 
la SEP 

Oui Groupe d’experts Non Oui These expert 
consensus guidelines 
aim to address this 
unmet need by 
summarizing the 
evidence-base for 
AHSCT in MS and 
providing 
recommendations for 
current rehabilitation 
practice along with 
identifying areas for 
future research and 
development. 

Pugnet, 2017, (37), 
France 

Recommandations 
de la SFGM-TC sur 
les indications de la 
GCSH dans les 
MAI² 
 

Oui Groupe d’experts Non Oui Mise à jour des 
indications et du suivi 
des autogreffes de 
cellules souches 
hématopoïétiques 
dans les maladies 
auto-immunes et 
auto-inflammatoires 
préalablement 
publiées sous l’égide 
de la SFGM-TC. 
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Lansiaux, 2021, 
(38), France 

Recommandations 
de la SFGM-TC sur 
le suivi 
immunologique et 
la collection 
biologique en vue 
de l’analyse de la 
réponse clinique 
après autogreffe 
de moelle pour 
maladies auto-
immunes 
  

Oui Groupe d’experts Non Oui L’objectif est de 
guider les cliniciens 
dans le suivi 
immunologique 
minimal en soin 
courant des patients 
traités par ACH pour 
MAI et dans les 
modalités de 
collection 
d’échantillons 
biologiques destinés 
à la recherche. 

Lublin, 2013, (59), 
USA 

Définition de la 
progression 
clinique de la SEP 

Oui Groupe d’experts Non Oui While imaging and 
biological markers 
that might provide 
objective criteria for 
separating clinical 
phenotypes are 
lacking, we propose 
refined descriptors 
that include 
consideration of 
disease activity 
(based on clinical 
relapse rate and 
imaging findings) and 
disease progression. 
Strategies for future 
research to better 
define phenotypes 
are also outlined. 
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Van den Bergh, 
2021, (62), 
International 

Critères de 
diagnostic et de 
traitement de la 
PIDC 

Oui Groupe d’experts + 
patients 

Non Oui The principal 
treatment 
recommendations 
were: (a) intravenous 
immunoglobulin 
(IVIg) or 
corticosteroids are 
strongly 
recommended as 
initial treatment in 
typical CIDP and 
CIDP variants; (b) 
plasma exchange is 
strongly 
recommended if IVIg 
and corticosteroids 
are ineffective; (c) 
IVIg should be 
considered as first-
line treatment in 
motor CIDP (Good 
Practice Point); (d) for 
maintenance 
treatment, IVIg, 
subcutaneous 
immunoglobulin or 
corticosteroids are 
recommended; (e) if 
the maintenance 
dose of any of these 
is high, consider 
either combination 
treatments or adding 
an 
immunosuppressant 
or 
immunomodulatory 
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drug (Good Practice 
Point); and (f) if pain is 
present, consider 
drugs against 
neuropathic pain and 
multidisciplinary 
management (Good 
Practice Point) 

Sharrack, 2020, 
(65), International 

Guidelines pour la 
GCSH dans la SEP 
et autres MAI 
neurologiques 

Oui Groupe d’experts Non Oui Allogeneic HSCT 
should only be 
considered where 
potential risks are 
justified. Compared 
with other 
immunomodulatory 
treatments, HSCT is 
associated with 
greater short-term 
risks and requires 
close interspeciality 
collaboration 
between transplant 
physicians and 
neurologists with a 
special interest in 
these neurological 
conditions before, 
during and after 
treatment in 
accredited HSCT 
centres. 
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Cohen, 2019, (66), 
USA 

Positions de l’AS-
BMT sur la GCSH 
dans la SEP 

Oui Groupe d’experts Non Oui Collaboration of 
neurologists with 
expertise in treating 
MS and 
transplantation 
physicians with 
experience 
performing AHCT for 
autoimmune disease 
is crucial for ensuring 
appropriate patient 
selection and 
optimizing 
transplantation 
procedures to 
improve patient 
outcomes. 
Transplantation 
centers in the United 
States and Canada 
are strongly 
encouraged to report 
baseline and 
outcomes data on 
patients receiving 
AHCT for multiple 
sclerosis to the 
Center for 
International Blood 
and Marrow 
Transplant Research. 
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Jaretzki, 2000, 
(72), USA 

Recommandations 
pour la recherche 
clinique au cours 
de la myasthénie 

Oui Groupe d’experts Non Oui This report presents 
the work of the Task 
Force and proposes 
classification systems 
and definitions of 
response to therapy 
designed to achieve 
more uniformity in 
recording and 
reporting clinical 
trials and outcomes 
research. 

Gionchetti, 2017, 
(75), International 

Consensus 
européen sur le 
diagnostic et le 
traitement de la 
maladie de Crohn 

Oui Groupe d’experts Non Oui This paper concerns 
the surgical 
management of CD 
as well as special 
situations including 
management of 
perianal CD and 
extraintestinal 
manifestations.  

Turner, 2021, (77), 
International 

Consensus 
international sur 
les objectifs 
thérapeutiques au 
cours des MICI 

Oui Groupe d’experts Non Oui STRIDE-II 
encompasses 
evidence- and 
consensus-based 
recommendations for 
treat-to-target 
strategies in adults 
and children with 
IBD.  
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Greco, 2021, (89), 
International 

GCSH au cours des 
MAI : 
recommandations 
en temps de Covid 

Oui Groupe d’experts Non Oui The waves of the 
COVID-19 pandemic 
are predicted to be 
followed by an 
"endemic" phase and 
therefore an ongoing 
risk within a "new 
normality". These 
recommendations 
reflect currently 
available evidence, 
coupled with expert 
opinion, and will be 
revised according to 
necessary 
modifications in 
practice. 

Mallet, 2016, (92), 
International 

Recommandations 
européennes sur la 
prise en charge des 
hépatites virales 
chez les patients 
avec hémopathie 
ou GCSH 

Oui Groupe d’experts Non Oui The group 
recommends that all 
patients should be 
screened for 
hepatotropic viruses 
before 
haematological 
treatment and that 
patients or 
haemopoietic stem 
cell donors with 
markers of past or 
current viral hepatitis 
should be assessed by 
an expert. Screening, 
vaccination, and 
treatment rules are 
reported in this 
Review. 
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Roberts, 2020, 
(94), International 

Recommandations 
sur la rééducation 
après GCSH au 
cours de la SEP 

Oui Groupe d’experts Non Oui These expert 
consensus guidelines 
aim to address this 
unmet need by 
summarizing the 
evidence-base for 
AHSCT in MS and 
providing 
recommendations for 
current rehabilitation 
practice along with 
identifying areas for 
future research and 
development 

Alexander, 2015, 
(96), International 

Guidelines 
européens sur la 
surveillance 
immunologique et 
le biobanking au 
cours des GCSH 
dans les MAI 
sévères 

Non Groupe d’experts Non Oui We aim to define 
‘good laboratory 
practice’ in handling 
of biological samples 
and to harmonize 
methods for 
preparation, storage 
and analysis of 
biological specimens 
for immune 
reconstitution 
studies. The 
implementation and 
dissemination of 
these guidelines aim 
to support the 
establishment of an 
international 
biobanking 
infrastructure and 
common testing 
protocols.  
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Cordonnier, 2017, 
(100), 
International 

Recommandations 
sur la vaccination 
et GCSH 

Non Groupe d’experts Non Oui we recommend to 
start crucial 
vaccinations with 
inactivated vaccines 
from 3 months after 
transplant, 
irrespectively of 
whether the patient 
has or has not 
developed graft-
versus-host disease 
(GvHD) or received 
immunosuppressants. 
Patients with GvHD 
have higher risk of 
infection and are 
likely to benefit from 
vaccination.  
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Tableau 2. Revues systématiques de la littérature  

Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Sykes, 2005, (1), 
USA 

Mise au point sur la 
GCSH au cours des 
MAI 

Non Non NA NA  The outcome of ongoing clinical 
trials, as well as of studies in patients 
and animal models, will help to 
determine the role that stem-cell 
transplantation can play in the 
treatment of autoimmune diseases. 

Cegie, 2020, (25), 
Italie 

Mise au point sur la 
GCSH au cours des 
NMOSD 

Oui Non NA NA Different HSCT strategies are being 
explored in NMOSD, both 
autologous and allogeneic HSCT, 
with the new emergence of 
therapeutic effects such as an 
induction of tolerance to auto-
antigens and graft versus 
autoimmunity effects that can be 
exploited to hopefully treat a 
disease that still has prognosis. 

Arruda, 2016, (30), 
Brésil+France 

Réponse 
immunitaire après 
GCSH au cours des 
MAI 

Non Non NA NA Hematopoietic stem cell 
transplantation should be 
considered as part of the 
therapeutic strategies for severe 
autoimmune diseases. It has the 
potential to enable the installation 
of a renewed and tolerant immune 
system, therefore 
decreasing autoreactivity. 

Puyade, 2020, (52), 
France 

Qualité de vie 
avant et après 
GCSH au cours de 
la SSc : 
métaanalyse et 

Oui Oui NA HRQoL AHSCT in severe SSc patients is 
associated with significant and 
durable improvement in physical 
HRQoL. 

https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell-transplantation
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell-transplantation
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/autoreactivity
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

revue de la 
littérature 

Farge, 2021, (54), 
France 

Mise au point sur la 
GCSH au cours de 
la SSc 

Non Non NA NA After twenty years of progress, 
autologous HSCT has been shown 
to be efficacious, with disease-
modifying effects, for the treatment 
of severe progressing SSc with a 
grade 1 level of evidence according 
to EBMT/EULAR guidelines. The 
safety profile has gradually 
improved with the identification of 
risk factors for treatment-related 
major complications and mortality, 
with progressively more patients 
treated with the procedure 
according to region and country 

Illei, 2011, (55), 
USA 

Mise au point sur la 
GCSH au cours du 
LS 

Non Non NA NA Optimally, AHSCT should be 
compared with conventional 
treatment in randomised controlled 
trials. Development of stronger 
transplant registries, defining a core 
set of clinical data and standardising 
biological sample collections would 
make future collaborations and 
comparison of studies more 
feasible. 

Baizabal-Carvallo, 
2015, (64), USA 

Mise au point sur le 
syndrome de 
l’homme raide 

Non Non NA NA Mise au point sur le syndrome de 
l’homme raide 

Pockley, 2018, 
(84), 
GB+Allemagne 

Reconstitution 
immuniataire après 
GCSH au cours de 
la MC 

Non Non NA NA Immunological profiling will 
generate insight into the 
pathogenesis of the disease, 
restoration of responsiveness to 

https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/systemic-scleroderma
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

anti-TNF therapy in patients with 
recurrence of endoscopic disease 
and immunological events that 
precede the onset of disease in 
patients that relapse after auto-
HSCT. 

Burt, 2021, (93), 
USA+France 

Complications 
infectieuses au 
cours des GCSH 

Non Non NA NA Infectious complications can 
develop after autologous stem cell 
transplantation for autoimmune 
diseases and can occasionally be 
fatal. Preventive measures are 
essential and should be taken 
before, during and after the 
transplant procedure to minimize 
their occurrence. This chapter 
reviews the current evidence and 
suggests management strategies to 
prevent infectious disease morbidity 
and mortality in these patients. 

Burt, 2021, (99), 
International 

Nouvelle MAI 
après GCSH pour 
SEP 

Non Non NA NA Due to the significant consequences 
but variable incidence, depending 
on conditioning regimen, of 2ndADs 
and similarity in known immune 
reconstitution kinetics after 
autologous HSCT for autoimmune 
diseases and after alemtuzumab 
monotherapy, we propose that an 
imbalance between B and T lineage 
regeneration early after HSCT may 
underlie the pathogenesis of 
2ndADs. 
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Tableau 3. Etudes cliniques  
 

Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Goklemez, 2021, 
(8), USA 

Suivi au long cours 
de patients avec 
lupus ayant reçu 
une GCSH 

Etude 
prospective 

8 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

Durable clinical and serologic 
remissions with suppression in the 
interferon gene signature can be 
achieved in refractory SLE following 
lymphodepleting AHSCT. 

Silva, 008, (9), GB GCSH au cours des 
AJI sévère 

Etude 
prospective 

16 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

Allo-HSCT using alemtuzumab and 
reduced toxicity conditioning is a 
promising therapeutic option for 
patients with JIA refractory to 
conventional therapy and/or 
complicated by MAS. Long-term 
follow-up is required to ascertain 
whether disease control following 
HSCT continues indefinitely. 

Daikeler, 2008, 
(10), Suisse 

GCSH au cours des 
vascularites  

Etude 
retrospective 

15 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

This retrospective study suggests 
that autologous HSCT is feasible for 
vasculitis. Its value remains to be 
tested in prospective controlled 
studies. 

Alexander, 2020, 
(11), International 

GCSH au cours des 
vascularites à 
ANCA 

Etude 
retrospective 

10 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

This small retrospective series 
confirms that autologous HSCT may 
be followed by long-term clinical 
responses in severe resistant AAV, 
but treatment-free remissions, i.e. 
cure, is not achieved in majority of 
patients, which highlights the need 
for caution to keep the risk-benefit 
ratio balanced. 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Laurent, 2020, (12), 
France 

GCSH au cours de 
la maladie de 
Takayasu 

Etude 
retrospective 

6 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

This retrospective case-series 
demonstrates that AHSCT has the 
potential to provide significant 
clinical responses in TAK patients, 
but large prospective trials are 
necessary to confirm these 
preliminary data. 

Puyade, 2021, (13), 
International 

GCSH au cours de 
la maladie de 
Behçet 

Etude 
retrospective 

9 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

aHSCT has an acceptable safety 
profile and represents a feasible and 
relatively effective procedure in 
severe and conventional treatment-
resistant cases of BD and has the 
potential to stabilize BD in patients 
with life-threatening involvements. 

Jauregui-Amezaga, 
2016, (14), 
Espagne 
 

GCSH au cours de 
la maladie de 
Crohn réfractaire 

Etude 
prospective 

26 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

Autologous HSCT for patients with 
refractory CD is feasible, but 
extraordinary supportive measures 
need to be implemented. We 
suggest that this procedure should 
only be performed in highly 
experienced centres. 

Lindsay, 2017, (15), 
GB 
 

GCSH au cours de 
la maladie de 
Crohn réfractaire 

Etude 
rétrospective 

45 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

When assessed using endpoints 
traditional for clinical trials of 
conventional therapy in Crohn's 
disease, HSCT resulted in clinical 
and endoscopic benefit, although it 
was associated with a high burden 
of adverse events. 

Burt, 2020, (17), 
USA 

GCSH au cours de 
la PIDC sévère 

Etude 
rétrospective 

66 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

A randomized trial is indicated to 
confirm that HSCT reverses 
disability and offers long-term 
immune therapy independence. 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Urbain, 2021, (19), 
France 

GCSH au cours de 
la PIDC  

Etude 
rétrospective 

4 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

These four clinical cases, together 
with the data in the literature, 
contributed to recommend AHSCT 
as a treatment option for CIDP 
resistant to two first-line treatments 
and at least one second-line 
treatment 

Greco, 2015, (23), 
International 

GCSH au cours de 
la NMO 

Etude de 
registre 

16 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

In these NMO patients, highly 
resistant to conventional treatment, 
ASCT allows for temporary control 
of the disease, despite a tendency to 
progress or relapse in the long term. 

Burt, 2019, (24), 
USA 

GCSH au cours de 
la NMOSD 

Etude 
prospective 

13 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

Prolonged drug-free remission with 
AQP4-IgG seroconversion to 
negative following 
nonmyeloablative autologous HSCT 
warrants further investigation. 

Burt, 2021, (26), 
USA 

GCSH au cours du 
syndrome de 
l’homme raide 

Etude 
prospective 

23 patients GCSH  Efficacité, suivi 
biologique et 
clinique 

This study provides Class IV 
evidence that, for a subset of people 
with SPSD, autologous 
nonmyeloablative HSCT improves 
outcomes. 

Alexander, 2009, 
(28), Allemagne 

Reconstitution 
immunologique 
après GCSH au 
cours de lupus  

Etude 
prospective 

7 patients GCSH  Efficacité, suivi 
immunologiqu
e 

These data are the first to 
demonstrate that both depletion of 
the autoreactive immunologic 
memory and a profound resetting of 
the adaptive immune system are 
required to reestablish self-
tolerance in SLE. 

Muraro, 2014, (29), 
USA 

Etude du 
repertoire T après 
GCSH au cours de 
la SEP 

Etude 
prospective 

NA GCSH  Efficacité, suivi 
immunologiqu
e 

These results demonstrate that TCR 
characterization during 
immunomodulatory treatment is 
both feasible and informative, and 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

may enable monitoring of 
pathogenic or protective T cell 
clones following HSCT and cellular 
therapies. 

Farge, 2017, (31), 
Brésil+France 

Reconstitution 
immunologique 
après GCSH au 
cours de la SSc 

Etude 
rétrospective 

10 patients GCSH  Efficacité, suivi 
immunologiqu
e 

Despite improved skin score after 
aHSCT in all SSc patients, 
pretransplant B cell clonal 
expansion and faster post-
transplant T cell IR in long-term non-
responder/relapsing patients call for 
new therapeutic protocols guided 
by IR analysis to improve their 
outcome. 

Binks, 2001, (33), 
Suisse 

GCSH au cours de 
la SSc 

Etude 
prospective 

41 patients GCSH  Efficacité 
cutanée, 
tolérance 

Despite a higher procedure related 
mortality rate from HSCT in SSc 
compared with patients with breast 
cancer and non-Hodgkin's 
lymphoma, the marked impact on 
skin score, a surrogate marker of 
mortality, the trend towards 
stabilisation of lung involvement, 
and lack of other treatment 
alternatives justify further carefully 
designed studies. 

Farge, 2002, (34), 
France 

GCSH au cours de 
la SSc 

Etude 
prospective 

12 patients GCSH  Efficacité, 
tolérance 

Non-myeloablative conditioning, 
followed by a T cell-depleted 
autologous PBSC or bone marrow 
transplantation, appears feasible 
with low toxicity in severe SSc with 
short-term clinical benefits. 

Guillaume-Jugnot, 
2019, (36), France 

GCSH au cours des 
MAI en France 

Etude 
rétrospective 

94 patients GCSH Devenir This first SFGM-TC retrospective 
report shows long-term benefit of 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

AHSCT in AD patients with 
acceptable toxicity. 

Fransen, 2011, 
(40), International 

Modèle prédictif 
de survie à 5 ans au 
cours de la SSc 

Etude 
rétrospective 

1049 patients NA Survie A simple prognostic model using 
three disease factors to predict 5-
year survival at diagnosis in SSc 
showed reasonable performance 
upon validation in a European 
multicentre study. 

Elhai, 2017, (41), 
France 

Facteurs de risqué 
de mortalité au 
cours de la SSc 

Etude 
rétrospective 

2719 patients NA Survie Combining two complementary and 
detailed databases enabled the 
collection of an unprecedented 
3700 deaths, revealing the major 
contribution of the cardiopulmonary 
system to SSc mortality. We also 
developed a robust score to risk-
stratify these patients and estimate 
their 3-year survival.  

Vonk, 2008, (44), 
France+Pays-Bas 

GCSH et SSc 
cutanée diffuse 
sévère 

Etude 
prospective 

26 patients GCSH Suivi clinique 
et biologique 

This study confirms that autologous 
HSCT in selected patients with 
severe diffuse cutaneous SSc results 
in sustained improvement of skin 
thickening and stabilisation of organ 
function up to 7 years after 
transplantation. 

Burt, 2011, (45), 
USA 

GCSH vs CYC 
mensuel au cours 
de la SSc 

Etude 
prospective 

19 patients GCSH ou CYC 
mensuel 

Suivi clinique 
et biologique 

Non-myeloablative autologous 
HSCT improves skin and pulmonary 
function in patients with systemic 
sclerosis for up to 2 years and is 
preferable to the current standard 
of care, but longer follow-up is 
needed. 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

van Laar, 2014, 
(46), International 

GCSH vs CYC 
mensuel au cours 
de la SSc 

Etude 
prospective 

156 patients GCSH ou CYC 
mensuel 

Suivi clinique 
et biologique 

Among patients with early diffuse 
cutaneous systemic sclerosis, HSCT 
was associated with increased 
treatment-related mortality in the 
first year after treatment. However, 
HCST conferred a significant long-
term event-free survival benefit. 

Sullivan, 2018, (47), 
International 

GCSH vs CYC 
mensuel au cours 
de la SSc 

Etude 
prospective 

75 patients GCSH ou CYC 
mensuel 

Suivi clinique 
et biologique 

Myeloablative autologous 
hematopoietic stem-cell 
transplantation achieved long-term 
benefits in patients with 
scleroderma, including improved 
event-free and overall survival, at a 
cost of increased expected toxicity. 

Henes, 2021, (48), 
International 

Efficacité de la 
GCSH au cours de 
la SSc 

Etude 
prospective 

80 patients GCSH  Survie This study confirms the efficacy of 
autologous stem cell transplantation 
in real-life practice for severe 
systemic sclerosis using non 
myeloablative conditioning. Careful 
cardio-pulmonary assessment to 
identify organ involvement at 
patient referral, reduced 
cyclophosphamide doses and 
CD34+ selection may improve 
outcomes.  

Ait Abdallah, 2021, 
(49), France 

Suivi au long cours 
après GCSH au 
cours de la SSc 

Etude 
rétrospective 

49 patients GCSH  Survie This study demonstrates long term 
benefits of non-myeloablative 
AHSCT when assessed by the five 
longitudinal measures within GRCS 
affording direct primary endpoint 
comparison between ASTIS and 
SCOT. 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Launay, 2009, (51), 
France 

Suivi pulmonaire 
après GCSH au 
cours de la SSc 

Etude 
rétrospective 

49 patients GCSH  Suivi en 
scanner 
thoracique 
coupes fines 

The extent of SSc lung involvement 
on HRCT rapidly but transiently 
regressed after AHSCT. 

Maltez, 2021, (53), 
France 

Qualité de vie et 
GCSH au cours de 
la SSc 

Etude 
rétrospective 

106 patients HAQ et SF36 Suivie de la 
qualité de vie 

This study provides robust 
complementary HRQoL data, 
including overall and event-free 
survival data, to expand on the 
standard repertoire of biomedical 
variables, thus potentially 
supporting the physical benefits of 
autologous HSCT in patients with 
SSc. 

Alchi, 2011, (56), 
International 

GCSH au cours du 
LS : données 
européennes 

Etude 
rétrospective 

28 patients GCSH Efficacité et 
tolérance 

Our data further support the 
concept of immunoablation and 
ASCT to re-induce long-term clinical 
and serologic remissions in 
refractory SLE patients even in the 
absence of maintenance therapy. 
This study also suggests a beneficial 
effect of ex vivo graft manipulation 
on prevention of relapses post-
transplantation in SLE. 

Hughes, 2001, (69), 
International 

IgIV vs 
corticothérapie au 
cours des PIDC 

Etude 
prospective 

32 patients IgIV ou 
corticothérapie 

Efficacité et 
tolérance 

There was slightly, but not 
significantly, more improvement 
after IVIg than with prednisolone. 
There were also slightly, but not 
significantly, greater improvements 
favoring IVIg in the secondary 
outcome measures: time to walk 10 
meters after 2 weeks and 
improvement in disability grade 
after 6 weeks. Results may have 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

been biased against IVIg by the 8 
patients who did not complete the 
second arm of the trial. A serious 
adverse event (psychosis) 
attributable to treatment occurred 
in 1 patient while on prednisolone 
and in none with IVIg. 

Bryant, 2016, (73), 
Canada 

GCSH au cours de 
la myasthénie 

Etude 
rétrospective 

7 patients GCSH Efficacité et 
tolérance 

Autologous HSCT results in long-
term symptom- and treatment-free 
remission in patients with severe 
MG. The application of autologous 
HSCT for this and other 
autoimmune neurologic conditions 
warrants prospective study. 

Hawkey, 2015, 
(82), International 

GCSH pour la MC 
réfractaire 

Etude 
prospective 

45 patients GCSH ou 
traitement 
conventionnel 

Efficacité et 
tolérance 

Among adult patients with 
refractory Crohn disease not 
amenable to surgery who had 
impaired quality of life, HSCT, 
compared with conventional 
therapy, did not result in a 
statistically significant improvement 
in sustained disease remission at 1 
year and was associated with 
significant toxicity. 

Brierley, 2018, 
(83), International 

GCSH pour la MC 
réfractaire 

Etude 
rétrospective 

99 patients GCSH Efficacité et 
tolérance 

In this multicentre retrospective 
analysis of European centres, 
AHSCT was relatively safe and 
appeared to be effective in 
controlling otherwise treatment-
resistant Crohn's disease. 

Burt, 2020, (85), 
USA 

GCSH pour la MC 
réfractaire 

Etude 
prospective 

6 patients GCSH  Efficacité et 
tolérance 

This is the first study for CD to 
demonstrate durable 5- year follow-
up with no clinical, imaging, 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

endoscopic, or histologic evidence 
of disease. 

Daikeler, 209, (86), 
International 

GCSH au cours des 
MAI 

Etude 
rétrospective 

35 patients GCSH Efficacité et 
tolérance 

Allogeneic HSCT can induce 
remission in patients suffering from 
refractory AD.  

Greco, 2019, (87), 
International 

GCSH au cours des 
MAI 

Etude 
rétrospective 

128 patients GCSH Efficacité et 
tolérance 

This large EBMT survey suggests 
the potential of allogeneic HSCT to 
induce long-term disease control in 
a large proportion of refractory ADs, 
with acceptable toxicities and NRM, 
especially in younger patients. 

Burt, 2021, (95), 
USA 

GCSH pour les 
patients avec 
atteinte cardiaque 
de la SSc 

Etude 
prospective 

45 patients Conditionnem
ent ± rituximab 

Survie In this safety study, a fludarabine-
based regimen was relatively safe 
with a TRM of 2.4% and a 
neutropenic interval of only 5.2 days 
in systemic sclerosis patients with a 
high-risk cardiac phenotype. The 
addition of rituximab decreased 1-
year relapse rate, risk of late 
secondary autoimmune diseases, 
and upper-respiratory tract 
infections. 

Gernert, 2020, 
(97), Allemagne 

Lymphopénie B et 
GCSH au cours de 
la SSc 

Etude 
rétrospective 

17 patients GCSH Suivi 
immunologiqu
e et clinique 

After aHSCT, monitoring for 
infectious complications, especially 
for CMV reactivations, is crucial as 
the reconstitution of the immune 
system takes longer than 12 months. 
Low peripheral B cells might be a 
risk factor for an elevated infection 
rate. 
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Auteur, année, 
référence, pays 

Objectif Méthodologie, 
niveau de 
preuve 

Population Intervention Critères de 
jugement 

Résultats et signification 

Daikeler, 2011, 
(98), International 

Seconde MAI après 
GCSH pour MAI 

Etude 
rétrospective 

29/347 
patients avec 
seconde MAI 

GCSH Suivi This European multicenter study 
underlines the need for careful 
management and follow-up for 
secondary AD after HSCT. 
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